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STRESZCZENIE

Cel

Celem analizy wptywu na budzet jest oszacowanie wydatkéw ptatnika publicznego w przypadku podjecia

pozytywnej decyzji o finansowaniu ze srodkow publicznych w ramach programu lekowego Leczenie pierwotnych

@HTWOI’OS rapii su%ucy@pﬂ*ﬁrep ' munogl&bulln

consulting consulting

skoérnej (produkt leczniczy ufatwione podane immunog

normalnej drogg podskorng, z rekombinowang ludzkg hialuronidazg™- facilitated subcutaneus immunoglobulin

dorostych pacjentoéw z pierwotnymi niedoborami odpornosci (PNO) wymagajgcych terapii tego typu.

Dodatkowo w analizie wskazano oszczednosci pozwalajgce na pokrycie prognozowanego wzrostu kosztow

refundacji zwigzanych z finansowaniem preparatu Hvaia®.
Metodyka

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) oraz ze wspdlnej perspektywy ptatnika
publicznego i pacjentéw przy uwzglednieniu wspotptacenia za leki. Z uwagi na analizowane sposoby
finansowania immunoglobulin w populacji docelowej wydatki w obu perspektywach sg jednakowe (leki i
Swiadczenia wykonywane w ramach programu lekowego oraz w lecznictwie szpitalnym sg bezptatne dla

pacjentow). Z tego wzgledu wyniki analizy przedstawiono bez rozréznienia, ktérej perspektywy dotycza.

Populaqe docelowa qlnlejszei analizy stanowig.dorosli paCJencl Z plerwotnyml nledoboraml odpornosu Pl‘\lO

W ramach analizy BIA wyznaczono wydatki ptatnika publicznego (NFZ), jakie beda ponoszone w przypadku

(o]p czenia s

utrzymania stanu aktualnego, tj. braku finansowania preparatu HyQvia oraz wydatki, ktére bedg ponoszone w
przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej dla tego preparatu w populacji dorostych pacjentéw. W scenariuszu
nowym zatozono, ze preparat HyQvia dostepny bedzie w ramach programu lekowego Leczenie pierwotnych
niedoboréw odpornosci (PNO) u pacjentéw dorostych po odpowiednim uzupetnieniu opisu tego programu o
informacje dotyczgce dawkowania preparatu HyQvia.

Udziaty poszczegodlnych form podania immunoglobulin (IVIg i SClg) oraz preparatéw Ig w scenariuszu istniejgcym
wyznaczono na podstawie danych NFZ dotyczacych zuzycia Ilg w ramach programu lekowego dla dzieci z PNO.
Wynika to z faktu, w okresie, dla ktérego dostepne sg dane sprzedazowe (do lipca 2014 roku) nie byt jeszcze
realizowany program lekowy dla dorostych z PNO (program ten wprowadzony zostat wlasciwym obwieszeniem
Ministra Zdrowia dopiero we wrzesniu 2014 roku [2], a sposéb rozliczania Swiadczen w tym progamie okreslony
zostat w zarzgdzeniu Prezesa NFZ z 20 listopada 2014 roku[3]). , natomiast sposéb rozliczania swiadczen w tym

programie opisany zostat w zarzgdzeniu Prezesa NFZ [3]. Skala rozpowszechnienia terapii z zastosowaniem

Qvia o%lonaa@HT tawi noz Pro&centaapHQ;Ah w 0 rozm&wy z

consulting consulting

ekspertami ia z innych panstw europejski reparat HyQvia jest stosowa

W oparciu o zapisy Ustawy Refundacyjnej [4] (Art. 2 Pkt 18), zgodnie z ktérymi technologia lekowa w programie

lekowym nie jest sktadowg innych swiadczeh gwarantowanych, przyjeto, ze po wprowadzeniu programu
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lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO, swiadczenia w ramach tego programu sg jedyng formg rozliczania
terapii z zastosowaniem immunoglobulin. Jednoczesnie nalezy zauwazy¢, ze dotychczas nie ulegto zmianie
zarzgdzenie dotyczace leczenia szpitalnego w zakresie Katalogu $wiadczen odrebnych i Katalogu do sumowania,
w ramach ktérych uprzednio rozliczane byto podanie immunoglobulin w populacji docelowej. Projekt zmian —
uwzgledniajacy wykluczenie mozliwosci finansowania podan immunoglobulin u dorostych pacjentow z PNO w
ramach systemu JGP — opublikowany zostat 4 listopada i do 26 listopada mozna zgtasza¢ uwagi do tego projektu.
Z tego powodu, w ramach uzupetnienia analizy przeprowadzono dodatkowo obliczenia, przy zatozeniu, ze czesé
pacjentow otrzymuje Ig w ramach terapii rozliczanej w zakresie lecznictwa szpitalnego. W takim wariancie

obliczen przyjeto ponadto ze wszyscy dorosli z PNO leczeni poza programem lekowym za pomoca Ig stOSUJa

I"!:!:ﬁra' 7 IVIgd’Obllcs mj:{.,mng nie u'ﬁupelnlsp m%g i i Wg‘ﬁym

projektem, s odania immunoglobulin w pop tow z PNO rozliczane w syste

bedg juz dostepne w latach analizy. W okresie przygotowywania uzupetnienia niniejszego dokumentu
odpowiedzi na pismo przekazane firmie Baxter z Ministerstwa Zdrowia w dniu 18 lutego 2015 roku (pismo znak
MZ-PLR-4610-916(3)/DD/15) obowigzywato juz witasciwe zarzgdzenie Prezesa NFZ — zarzgdzenie Zarzgdzenie
Nr 81/2014/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. zmieniajgce zarzgdzenie w
sprawie okreslenia warunkOw zawierania i realizacji uméw w rodzaju: leczenie szpitalne, w ktérym wytgczono
mozliwo$¢ podania immunoglobulin rozliczanych w systemie JGP pacjentom wigczonym do programu lekowego.
Ze wzgledu na zachowanie spojnosci z rozwigzaniami legislacyjnymi obowigzujgcymi w dniu sktadania wniosku,
w analizie zachowano jednak poréwnanie interwencji ocenianej z immunoglobulinami rozliczanymi w ramach

systemu JGP.

Dawkowanie Ig w rozwazanym wskazaniu przyjeto na podstawie danych z badan wigczonych do analizy
klinicznej [5]. Charakterystyke pacjentow z PNO wyznaczono na podstawie danych GUS (przyjeto, ze w

rozwazanym zakresie nie rézni sie ona od charakterystyki populacji ogdinej).
analizie, ze wzgkéﬁu nam H§r?xtywy,

? consyltin lednion “ Zpoa rtlﬁnedyc : kOSZty %W,
szty Kwalifikacji do pro monitorowania tgerapu.

iemedycznych oraz kosztow posrednich™ Koszty w analizie BIA przyjeto zgodnie z

Koszty
bezposrednich kosztd
podejsciem zastosowanym w analizie ekonomicznej. Obliczenia przeprowadzone zostalty w dwoch wariantach —
przy zatozeniu cen zgodnych z Obwieszczeniem MZ z 22 pazdziernika 2014 roku [6], tj. przy zatozeniu
maksymalnych cen poszczegdlnych preparatéw immunoglobulin oraz przy zatozeniu rzeczywistych kosztéw
preparatow producenta (HyQvia, Subcuvia, Kiovig i Gammagard S/D), zgodnie z danymi przekazanymi przez
producenta (ij. cenach, przy ktérych nie jest naliczana marza hurtowa).

Zrédlem oszczednosci pozwalajgcych na pokrycie $rodkéw zwigzanych z refundacjg Ig w ramach
proponowanego programu lekowego bedg oszczednosci wygenerowane przez zmiane struktury zuzycia
sulfasalazyny skutkujgcg zmiana podstawy limitu w grupie 12.1 Leki przeciwzapalne dziafajgce na jelita -

mesalazyna i sulfasalazyna - produkty do stosowania doustnego.
WyniKi

Populagja:

< B\HTA o < B\HTA o -

consulting consulting

Prognozowa ¢ populacji dorostych z P Ilg wynosi okofo 317 o0so

i wzrasta do okoto 323 0s6b w 2016 roku.
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W przypadku podjecia decyzji o refundacji przewiduje sie, ze preparat HyQvia stosowany bedzie odpowiednio

prze 16 pacjentow w 2015 roku i 32 pacjentéw w 2016 roku.
Wydatki inkrementalne

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparaty HyQvia w populacji docelowej analizy
w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkéw na leki (w ramach budzetu na

refundacje) i wzrost wydatkow catkowitych.

uwzgl dni_jic ch ceny z obwiesz‘%’enia MZ (z maksymalng. marzg hur:z)ivq),
MEVHTA, i . MBHIA,

ji i 0,55 min zt w drugim roku re atomiast wzrost wydatkow catkow

W  przypadku oblitﬁh

pierwszym roku

nizszy i wynosi odpowiednio 0,22 min zt i 0,45 min zt w w kolejnych latach refundacji. Przy uwzglednieniu w
obliczeniach danych kosztowych producenta (tzn. zatozenie braku marzy dla preparatow firmy Baxter)
wyznaczony w analizie wzrost wydatkéw na leki wynosi wynosi 0,22 min zt i 0,46 min zt w odpowiedni w latach
2015-2016, natomiast wzrost wydatkow catkowitych okreslono na 0,18 min zt w pierwszym roku refundacji i

0,37_-mlIn zt w drugim roku refundacji, co wynika z oszczednos$ci w zakresie kosztow podania Ig.
Scenariusz istniejacy

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego Ig wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych z
PNO wyznaczone w analizie wynoszg wynoszg 33,36 min zt w roku 2015 i 34,04 min zt w 2016 roku w przypadku
uwzgledniania w obliczeniach cen z obiweszczenia MZ oraz okoto 32,39 min zt w roku 2015 i okoto 33,04 min zt

w 2016 roku w przypadku przeprowadzania obliczen w oparciu o dane kosztowe producenta.

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomoca Ig wyznaczone w analizie to ok.

5,06 zt w 2015 goku i 3ﬁIHTR16 rok obwieszgzenia

207 rok B o

centa.

wariancie/z oblic zemimgi ioce

16 T w WA

danych kosztowych p
Scenariusz nowy

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia w populacji docelowej w ramach
rozszerzenia istniejacego programu lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO wyznaczone w analizie wydatki
ptatnika na leki w populacji dorostych wynoszg okoto 33,63 min zt w 2015 roku i 34,58 min zt w 2016 roku w
wariancie obliczeh opartym na cenach z obwieszczneia MZ i 32,61 min zt w roku 2015 i okoto 33,50 min zt w

2016 roku w wariancie obliczen uwzgledniajgcym dane kosztowe producenta.

Catkowite koszty zwigzane z finansowaniem terapii Ig w populacji pacjentéw dorostych z PNO oszacowano na
35,28 min zt w roku 2015 i 36,22 min zt w roku 2016 w przypadku uwzgledniania w obliczeniach bezposrednio
cen z obwieszczenia MZ i 34,26 min zt w 2015 roku i 35,14 min zt w 2016 roku wprzypadku uwzglednienia w

obliczeniach danych kosztowych producenta.

sliwosei 4 e i

naliza

B\ HTA

consulting

B\ HTA

consulting

Wyniki analizy wra i wskazujg na istotny poziom niepe i wynikajgcy z ograniczeniami w z

precyzji okreslania dawek immunoglobulin — warianty, w ktérych réznice pomiedzy dawkami SClg i fSClg sg
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odpowiednio najwieksze i najmniejsze to warianty minimalny i maksymalny dla oszacowan. Realny wpltyw na

wynik oszacowan majg réwniez parametry rozpowszechnienia terapii fSCIg.
Whnioski koncowe

Podjecie pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia spowoduje bardzo niewielki wzrost wydatkow
ptatnika publicznego na terapii substytucyjnej za pomocg Ig (wzrost do 1% rocznie w stosunku do wydatkow
ponoszonych w zwigzku z terapig dorostych pacjetnéw z PNO w programie lekowym). Zwigzane jest to z faktem,
ze preparat HyQvia dostepny jest w cenie preparatu SClg (zamiana SCIlg na fSCIg nie powoduje dodatkowych
przy czymufowno gz drozszy.od obecnig:doste mie | m preparatow
e T ( nocZe®ie n&l&2y"%a ' ni(;“am%/i : a I-‘l":!:'l"q"
wygode podania i poz

satysfakcji pacjentéw z leczenia.

B\HTA = B\HTA = B\HTA = B\HTA

consulting consulting consulting consultin,

B\HTA = B\HTA = B\HTA = B\HTA
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WPROWADZENIE DO ANALIZY

Celem analizy wptywu na budzet jest oszacowanie wydatkéw platnika publicznego w przypadku
podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych w ramach programu lekowego

Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci (PNO) u pacjentéw dorostych terapii substytucyjnej za

] reparatlﬁmmuﬁﬁfﬁawane o W formi% podﬁjﬁﬂkt leczniczy HyQX{g@

ne Munogiobli j ‘dro® pods‘&t’wnﬁ

ludzkg hialuronidaz facilitated subcutaneus immunoglo ) u dorostych pacjentéw z pierwot i
niedoborami odpornosci (PNO) wymagajgcych terapii tego typu.

Dodatkowo w analizie wskazano oszczednosci pozwalajgce na pokrycie prognozowanego wzrostu

kosztoéw refundacji zwigzanych z finansowaniem preparatu Hvaia®.

Dodatkowo w analizie wskazano oszczednosci pozwalajgce na pokrycie wzrostu wydatkow w ramach

budzetu na refundacje zwigzanych z decyzjg o finansowaniu tego preparatu.

Analize przeprowadzono w warunkach polskich przy zatozeniu, ze preparat HyQvia bedzie
finansowany w leczeniu dorostych pacjentéw z PNO w ramach istniejgcego programu lekowego
.Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci (PNO) u pacjentéw dorostych” po odpowiednim

uzupetnieniu opisu tego programu o informacje dotyczgce dawkowania preparatu HyQvia.

1.1. Proble y

B\ HTA

consulting

Pierwotne niedobory odpornosci (PNO) to szeroka grupa schorzen zwigzanych z uposledzeniem
funkcji uktadu odpornos$ciowego. Spowodowane sg wrodzonymi wadami uktadu immunologicznego,
co odrdznia je od nabytych deficytow odpornoéci, wywotanych ekspozycjg na szkodliwe dziatanie
czynnikéw zewnetrznych, takich jak: substancje chemiczne, promieniowanie czy mikroorganizmy.
Najczesciej spotykanymi objawami PNO sg nawracajgce zakazenia ukfadu oddechowego,
pokarmowego oraz skoéry. W poroéwnaniu z zakazeniami wystepujgcymi u osob z prawidtowo
wyksztatconym uktadem immunologicznym, infekcje u chorego z PNO mogg by¢ ciezsze, bardziej
uporczywe i trudniejsze do zwalczenia. Rokowanie pacjentow z PNO jest zréznicowane i zalezy w

duzej mierze od rodzaju jednostki chorobowej oraz zastosowania odpowiedniej formy terapii. [5]

Wczesne wykrycie choroby i zastosowanie leczenia pozwala zmniejszy¢ czestos¢ infekgji

i jednoczesnle powaznych powiktan uk#adowych aw nlektorych zespo#ach niedoboru odpornosm

moif“Wosc alh‘!

e leczenie podtrzymujgce,

e leczenie przyczynowe. [5]
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Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

W zaleznosci od typu PNO leczenie ma zréznicowany przebieg. Profilaktyka obejmuje unikanie
kontaktu z osobami chorymi, regularng kontrole stanu zdrowia, a w uzasadnionych przypadkach,
stosowanie szczepieh ochronnych. Leczenie podtrzymujgce w przypadku zaburzen funkcjonowania
limfocytow B oraz zaburzen mieszanych opiera sie na przewlektej terapii substytucyjnej za pomocg Ig.
W przypadku wystgpienia infekcji konieczne jest zastosowanie terapii przyczynowej (antybiotyki, leki
przeciwgrzybicze itd.). U niektérych chorych konieczne sg dziatania terapeutyczne polegajgce na
przeszczepie szpiku kostnego/komérek macierzystych, ktére znajduje zastosowane w skrajnych

niedoborach odpornosci zwigzanych najczesciej z uposledzeniem kilku sktadowych uktadu

3 HTﬁnmm znegofinie da( H}ﬁ)w menian#%nkc@ﬂmcym iii £
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Stan aktualny

Obecnie leczenie pacjentéw z PNO wymagajacych zastosowania terapii substytucyjnej za pomocg Ig
finansowane jest w Polsce ze s$rodkéw publicznych, a pacjenci nie ponoszg kosztéw leczenia.
Dostepne sg dwie formy finansowania Ig w terapii PNO w Polsce:

e w przypadku dzieci - w ramach programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw
odpornosci u dzieci” [6]

e w przypadku dorostych - w ramach programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoborow
odpornosci u dorostych”, przy czym program ten wprowadzony zostat we wrzesniu 2014 roku i
sposéb rozliczania Swiadczen w tym programie okreslony zostat w zarzadzeniu z 20 listopada
2014 roku [3]. W ramach tego programu mozliwe jest obecnie 5 preparatéw immunoglobulin:

Kiovig®, Gammagard S/D®, Privigen®, Ig VENA®i Subcuvia®).

il

consulting

Do sierpn refundacja immunoglobu

leczenia szpitalnego

Do programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci u dzieci” kwalifikowane sg
dzieci (tj. pacjenci w wieku ponizej 18 lat) z rozpoznaniem PNO (wedtug definicji WHO [8]) po
wykluczeniu innych przyczyn zaburzen odpornosci i stwierdzeniu stezenia 1IgG ponizej 400 mg/dl w
surowicy krwi pacjenta. Gtéwnym celem leczenia w ramach programu jest znormalizowanie poziomu

tego wskaznika.

Do programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci u pacjentéw dorostych”
kwalifikowane sg osoby doroste z rozpoznaniem PNO (zgodnie z obowigzujgcymi kryteriami) po
wykluczeniu innych przyczyn zaburzen odpornosci i stwierdzeniu stezenia IgG ponizej dolnej granicy
normy dla wieku. Kryterium stezenia IgG nie dotyczy pacjentéw z rozpoznaniem wybiérczy niedobér

podklas immunoglobulin G (I9G) — kod ICD10 D80.3 oraz pacjentdw z niedoborem przeciwciat ze

2 h.pe&mmu@pbﬂjﬁ— koddeD10 D8O

Zgodnie z zarzgdzenie'Prezesa NFZ Leczenie przetoczenial

immunoglobulin obejmuje pacjentow

wskazaniami wymienionymi w charakterystykach produktu leczniczego z wylgczeniem dzieci
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Alospit izacja wyltgcznie ﬁc‘z_rf nestezjologii i Irﬁg’nsywﬁeFrirAW ra

leczonych w ramach programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci u dzieci” [7].
W projekcie zarzadzenia Prezesa NFZ z 4 listopada zmieniajgcego zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkoéw zawierania i realizacji uméw w rodzaju leczenie szpitalnego [9], w charakterystyce tego
Swiadczenia umieszczony zostat zapis, ze wytgczenie mozliwosci rozliczenia tego produktu obejmuje
zaréwno dzieci, jak i dorostych leczonych w ramach programoéw lekowych leczenia pierwotnych

niedoboréw odpornosci.

W nawigzaniu do wskazanych regulacji, nalezy zwréci¢é. uwage, ze w odniesieniu do populacji

ocelowej, jednozpdczne NWAualne tanu do@ﬁpnoﬁamﬁ noglobulip/jest

becn d poczatkd“wrzedni pia dorosfych "z

formalnie w ramach “programu lekowego [2]. Sposob finansowania $wiadczen w tym progra
okreslony jednak zostat wtasciwym zarzadzeniem Prezesa NFZ dopiero 20 listopada [3]. 4 listopada
2014 opublikowany zostat ponadto projekt zarzgdzenia Prezesa NFZ w sprawie okreslenia warunkéw
zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne, w ktérym wyklucza sie mozliwosé
rozliczania podania immunoglobulin w ramach systemy JGP pacjentom dorostym z PNO leczonym w
ramach programu lekowego (do 26 listopada mozna zgtasza¢ uwagi do tego projektu) [9]. Dzigki
publikacji wymienionego projektu wskazany zostat jednoznacznie kierunek, w jakim przeprowadzane
beda niezbedne regulacje dotyczace finansowania immunoglobulin, tj. przeniesienie Ig stosowanych u
pacjentow z PNO z systemu JGP do programu lekowego, jednak obowigzujgcy uprzednio sposob
rozliczen nie zostat dotychczas formalnie zmieniony w peinym zakresie. Obecnie, tj. w sytuacji, gdy
najprawdopodobniej dopiero trwa zawieranie umow dotyczgce realizacji programu leczenia PNO u

pacjentow dorostych pomiedzy $wiadczeniodawcami a ptatnikiem publicznym, $wiadczenia podania

T Ammunoglobulin s%rzypwlﬁﬁcze rozliczane w waehﬁnﬁf& -d.L
-J‘ =

consulting consulting

W ramach pro lekowych Ig moga by¢ poda zez wlew dozylny (IVIg) w wa
szpitalnych badz w formie podskérnej (SClg) w warunkach domowych. W ramach $wiadczenia

Leczenie przetoczeniami immunoglobulin Ig mogg by¢ podawane wytgcznie w warunkach szpitalnych.

Liczba pacjentéw obecnie leczonych immunoglobulinami

Liczbe pacjentéw leczonych z zastosowaniem |Ig w ramach leczenia szpitalnego (program lekowy jest
dopiero wdrazany do realizacji) okreslono na podstawie informacji zawartych w dostarczonym przez
konsultanta krajowego w dziedzinie immunologii Klinicznej pismie NFZ z dnia 12 listopada 2013 roku
[10]. Zgodnie z trescig przytoczonego dokumentu terapia preparatami Ig w ramach leczenia
szpitalnego rozliczana byta swiadczeniem 5.53.01.0001401 Leczenie przetoczeniami immunoglobulin
(ktére moze byé sumowe z dwoma innymi $wiadczeniami: 5.52.01.0001464 Hospitalizacja zwigzana z
przetoczeniem krwi, produktow krwiopochodnych w tym immunoglobulin oraz 5.52.01.0001467
h rozwazanej

osof®hie taripli 2 pomﬁ Ig™"6GPanic

wymienionych w ChPL poszczegdlnych preparatow Ig (z Wytaczeniem dzieci leczonych w ram

programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci u dzieci”) [5]. Szczegdtowe
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Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

zestawienie wskazan objetych leczeniem w ramach s$wiadczenia przedstawiono w rozdz. 12.2.1.

Wskazania te dotycza, oprécz PNO, innych wskazan rejestracyjnych Ig.

W roku 2013, tj., w okresie z ktérego pochodza najnowsze uzyskane dane o pacjentach leczonych
immunoglobulinami w warunkach szpitalnych, wszyscy dorosli pacjenci leczeni immunoglobulinami

leczeni byli w ramach $wiadczen szpitalnych (innych niz programy lekowe).

W dostarczonym dokumencie zaprezentowano dane wygenerowane w systemie informatycznym NFZ

u&iotyezace liczby ﬁgcjen

(stan.na dzien 5 gﬁopada 013 rok

_ tow _objet chéwiadczeniem Leczenie
.‘\‘ I-!:!:@rz i pi 0 !/-\!Ia h to& ia]:w S Sbmlini
w kolejnych latach, 17 pacjentéw (o niepowtarzalnyc erach PESEL) leczonych za pom

B\HT,

=

consul

w 2009 roku do 672 pacjentow w 2012 roku (zgromadzone dane przedstawiono w Tabela 55). Na
podstawie przytoczonych wartosci, metodg regresji liniowej oszacowano liczebnos¢ analizowanej
populacji w 2013 i 2014 roku. Prognozowana liczba pacjentéw aktualnie leczonych z zastosowaniem
Ig w Polsce w ramach wskazah do leczenia szpitalnego z 2014 roku to 896 osdb, natomiast w 2013

roku byto to 777 pacjentéw.

Z uwagi na brak danych dotyczgcych udziatéw poszczegoélnych preparatéow Ig stosowanych w ramach
leczenia szpitalnego, w trakcie prac nad analizg nie zdecydowano sie na wyodrebnienie liczby

pacjentéw leczonych z zastosowaniem poszczegodlnych produktéw leczniczych.

Tabela 1.
Liczba pacjentéw leczonych Ig w ramach leczenia szpitalnego w 2014 roku

Lek 2013 2014

HT Aicze%opulacj@gcelom - &L m -

consul

. ﬂ WS HTA
—

Liczebnosé¢ populacji docelowej w roku 2014

Definicje populacji docelowej przedstawiono w rozdziale 2.5. Oszacowanie liczebnosci populacji
docelowej w 2013 roku przeprowadzono na podstawie tej samej metodyki oraz zrédet danych, ktére
wykorzystano w analizie BIA do prognozy liczebnosci populacji docelowej na lata 2015-2016.
Szczegotowe obliczenia dotyczace liczebnosci populacji docelowej zaprezentowano w aneksie
(rozdz. 12.2).

Zgodnie z wynikami przeprowadzonych obliczen taczna liczba dorostych pacjentéw z PNO

wymagajgcych terapii substytucyjnej za pomocg Ig w 2014 roku wynosi 310 osob.

Tabela 2.

Rok 2013 2014

g e B

Liczebnos¢ sopulacji dorostych z PNO 292 310
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Aktualne roczne wydatki ptatnika w populacji docelowej

Aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie substytucyjne za pomocg Ig w populacji
docelowej zostaty wyznaczone dla liczebnosci tej populacji w 2013 roku (Tabela 2). Ocena wydatkow
za rok 2014 jest utrudniona, bowiem nie jest znany termin faktycznego wdrozenia programu lekowego
dla pacjentéw dorostych z PNO (zarzgdzenie Prezesa NFZ regulujgce zakres $wiadczen szpitalnych
dla tego programu wprowadzone zostato 20 listopada 2014 roku [3]). Pozostate dane populacyjne i

kosztowe uwzglednione w obliczeniach oraz metodyka przeprowadzonych oszacowan jest

na, jak M@rzypﬂsmnia wydatkow wé@enarﬁiﬂﬁym analizy BIA —iprzy
=)

consulting

acjenci korzystdjg w czen rozlicZanyeh w

nalogi

JGP.

Oszacowane, aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie substytucyjne za pomocg
Ig w populacji docelowej analizy wyniosty w 2013 roku okoto 47,7 min zt rocznie (wszyscy pacjenci

leczeni byli wowczas w ramach terapii rozliczanej w systemie JGP).

Tabela 3.
Aktualne wydatki NFZ w populacji docelowej w 2013 roku
Populacja Wydatki na HyQvia® Wydatki na Ig
Dorosli z PNO 0,00 min z 47,7 min zt

1.3. Interwencja oceniana

B HTA
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firmie Baxter Innovations GmbH

pozwolenia wydane ez Komisje Europejskg dnia 16 m
2013 r. [5] W dniu 12 wrzesnia 2014 r. na podstawie decyzji wydanej przez FDA HyQvia uzyskata

pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terenie USA. [5]

Preparat HyQvia zarejestrowany jest w nastepujgcych wskazaniach:

e Leczenie substytucyjne u dorostych (w wieku =18 lat) z zespotami pierwotnego niedoboru
odpornosci, takimi jak:
o wrodzona agammaglobulinemia i hipogammaglobulinemia,
o ciezki ztozony niedobor odpornosci,
o pospolity zmienny niedobdr odpornosci,
o niedobory podklas IgG z nawracajgcymi zakazeniami.

e Leczenie substytucyjne u dorostych (w wieku =18 lat) ze szpiczakiem lub przewlekig biataczka

limfocytowg z cigzkg wtorng hipogammaglobulinemiq' i nawracajgcymi zakazeniami. [5]
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Aktualnie preparat HyQvia nie jest finansowany ze srodkéw publicznych w ramach programéw

lekowych dla pacjentéw z PNO.

Zestawienie produktéw leczniczych |g dopuszczonych do obrotu na terytorium Polski zgodnie

z Urzedowym Wykazem Produktéw Leczniczych z dnia 21 marca 2014 r [11] (najnowsze dostepne

dane) przedstawiono ponizej (Tabela 4).

Tabela 4.
Status dostepnosci opﬁji terapeutycznych uwzglednionych w analizi;a7

Lt

consul

Dostepnos¢ w programach
lekowych dla pacjentow z PNO

Produkt leczniczy Producent dggtteegr?;?ci
Program dla Program dla
dzieci dorostych
Vg
Kiovig Baxter Rp. v v
Flebogamma DIF Grifols Rp. v -
Gammagard S/D Baxter Rp. v v
Gamunex 10% Talecris Biotherapeutics (obecnie Grifols) Rp. - -
lg Vena Kedrion Rp. v v
Intratect Biotest Pharma Rp. - -
Octagam Octapharma Rp. v -
Pentaglobin Biotest Pharma Rp. - -
Privigen CSL Behring Rp. v v
&L nd ,‘ﬂ, e
SClg
Subcuvia N Baxter N Rp. v v i
Gammanorm Octapharma Rp. v -
Hizentra CSL Behring Rp. v -
Vivaglobin CSL Behring Rp. - -
fSClg
HyQvia Baxter RPz. - -

PL - refundacja w ramach programu lekowego; LSz — refundacja w ramach leczenia szpitalnego,

W ramach programoéw lekowych Ig finansowane sg w obrebie dwoch grup limitowych: 1066.0 —

Immunoglobulinum humanum oraz 1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum, dla ktérych

wysokos¢ limitu finansowania okresla Obwieszczenie Ministra Zdrowia (MZ) [6].

consulting

Analize BIA przeprowadzono w 2-letnim horyzoncie czasow

analizy B\ HTA

consulting
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przy zatozeniu, ze od 1 stycznia 20

roku produkt leczniczy Hvaia® wigczony zostanie do programu leczenia PNO u pacjentéw dorostych
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obok 5 innych preparatow dostepnych obecnie w tym programie immunoglobulin do oddawania
dozylnego: Kiovig, Gammagard S/D, Privigen, Ig VENA oraz preparatu immunoglobuliny w postaci

iniekcji podskoérnej: Subcuvia [6].

W analizie podstawowe] przyjeto, ze wszyscy dorosli pacjenci z PNO leczeni sg w ramach programu
lekowego dostepnymi w ramach tego programu preparatami immunoglobulin. Zatozenie, ze terapia
immunoglobulinami jest dostepna wytgcznie w ramach programu lekowego przyjete zostato ze
wzgledu na zapisy ustawy refundacyjnej, zgodnie z ktérymi technologia lekowa w programie lekowym

sktadowginnyGlesyi A gwarantowanychs!(Art. t ]. 4 listopada zdstat

zmieniajgcego zarzg
zawierania irealizacji uméw w ro

okreslenia warunko ju leczenie szpitalne [9], w ktér
wykluczono mozliwosé finansowania $wiadczenia podania immunoglobulin rozliczanych w ramach
systemu JGP u dorostych pacjentéw z PNO objetych leczeniem w ramach programu lekowego. Ze
wzgledu jednak na fakt, ze regulacja ta ma wylgcznie charakter projektu (do 26 listopada mozna
zgtasza¢ uwagi do tresci tego projektu), w analizie rozwazono dodatkowo scenariusz, w ktérym tylko
czes$¢ pacjentdw leczona jest w ramach programu lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO,
natomiast u pozostatych pacjentéw terapia immunoglobulinami realizowana jest na zasadach z lat
ubiegtych tj. w ramach Swiadczen szpitalnych (analiza przedstawiona w aneksie). Przedstawione
wyniki obliczeh dla tego wariantu majg wytgcznie charakter uzupetniajgcy, poniewaz — majgc na
uwadze opisane wyzej regulacje, swiadczenia podania immunoglobulin rozliczane w ramach JGP nie
beda najprawdopodobniej stosowane w przypadku terapii pacjentéw z PNO w latach analizy. Odsetek

pacjentow objetych programem lekowym w tym uzupetniajgcym wariancie obliczen ustalono na

oziomie odsetka jzuzycia_igm bulindozylnych, jaki pr: a eparaty, ktére obecnie
) =S ) -
.‘\ HT&O ie@ m-derési . praystym /

wzgledu na dotyc sowy sposéb rozliczen immuno ulin informacja o odsetkach zu
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poszczegolnych preparatow dostepna jest wytgcznie dla populacji dzieci. W analizie przyjeto jednak,
ze odsetki zuzycia preparatéw poszczegdlnego typu (IVIlg, SCIg) nie rdznig sie pomiedzy populacja
dzieci i dorostych (odsetki zuzycia poszczegdinych preparatéw w populacji dzieci to najbardziej

wiarygodne dane, do jakich uzyskano dostep).

Przyjety horyzont czasowy analizy obejmuje czas obowigzywania pierwszej decyzji refundacyjnej, tj.
2 lata. Prognoza wykraczajgca poza ten horyzont wydaje sie niecelowa, ze wzgledu na brak danych
umozliwiajgcych ocene zakresu finansowania aktualnie refundowanych interwencji w dluzszym
horyzoncie — nie jest jasne czy i kiedy wszystkie refundowane preparaty immunoglobulin wigczone

zostang do programu lekowego.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) oraz
perspektywy ws@lnej Nalq.iih znego.i acjenté\w‘_gprzy Wﬁeﬁi&wspé’f tacenia z%eki.
posﬂfinah‘gtﬁwan océManej poplitac i

rspektyw sg jednakowe (leki i Swiadezenia wykonywane w ramach progra

z obu wyréznionych
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lekowego oraz w lecznictwie szpitalnym sg bezptatne dla pacjentéw). W zwigzku z tym w analizie nie

dokonywano rozréznienia, ktorej perspektywy dotyczg prezentowane wyniki.

W ramach analizy BIA wyznaczono wydatki ptatnika publicznego, jakie bedg ponoszone w przypadku
utrzymania stanu aktualnego (scenariusz istniejacy), oraz wydatki, ktére bedg ponoszone w
przypadku rozszerzenia zakresu immunoglobulin dostepnych w programie lekowym dla dorostych
pacjentow z PNO o preparat HyQvia (scenariusz nowy). Przedstawiono rowniez wydatki

inkrementalne, tj. réznice w wydatkach miedzy scenariuszem nowym a istniejgcym. Dodatnie wydatki

inkrementalne ozﬂgczajﬂoﬂmztéw noszonygﬁ przﬂ a ujemne oznaégaja
=

consulting :onsulﬂng

Zrodlem oszczednosci pozwalajgcych na pokrycie $rodkéw zwigzanych z refundacjg Ig w ramach
proponowanego programu lekowego beda oszczednosci wygenerowane przez zmiane struktury

zuzycia preparatéw sulfasazalyny skutkujgcg obnizeniem poziomu limitu refundacji na te substancje.

Populacje docelowg analizy stanowig dorosli pacjenci z pierwotnym niedoborem odpornosci (PNO)
wymagajacy terapii substytucyjnej za pomocg immunoglobulin (Ig). Definicja ta zostata na podstawie
zakresu obecnego programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci (PNO) u

pacjentow dorostych”.

W celu oszacowania liczebnosci populacji docelowej analizy wykorzystano:
e dane z polskiego rejestru pacjentéw z PNO raportowane w polskich badaniach obserwacyjnych

odnalezionych w ramach przeszukan bazy danych Medline (przez PubMed) oraz zasobdéw
Internetu [12:16], e i
<0 s\ HTA < EN\HTA -
urdﬂskle‘g‘ﬁ“'"l"bw w Oﬁorndgt"f'"('én :
ncies, ESID) [17].

W pierwszej kolejnos$ci wyznaczono liczbe pacjentéw z PNO w Polsce w kolejnych latach 2015-2016.

for Immunode

W obliczeniach wykorzystano dane z polskiego rejestru pacjentéw z PNO oraz europejskiego rejestru
ESID. Polski rejestr PNO utworzono w 1980 roku przy Oddziale Immunologii Kliniki Gastroenterologii,
Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka” z Warszawy, ktéry do 2005
roku byt osrodkiem referencyjnym diagnostyki i leczenia pacjentéw z PNO z terenu catej Polski.
W rejestrze raportowano skumulowang liczbe pacjentow z PNO w Polsce z uwzglednieniem
pacjentdw zarejestrowanych w poprzednich latach, ktérzy zmarli w kolejnych latach. W celu
wyodrebnienia liczby zyjacych pacjentéw z PNO w Polsce w kolejnych latach 2015-2016 skorzystano
z danych zgromadzonych w tym zakresie w europejskim rejestrze ESID. W rejestrze gromadzone sg
dane epidemiologiczne dotyczgce PNO z wigkszosci panstw europejskich, w tym z Polski. W czerwcu
2014 roku w rejestrze znajdowato sie tacznie 19 355 chorych z PNO, w tym 690 paCJentow z Polski. W

kacl’#'bbllca -l;"A} zbe,dtforosi% ms.,m,.,, aq#jrﬂow

a za pomocg lg. Z uwagi polskich danych w tym z

wymagajgcyc
obliczeniach skorzystano z danych z rejestru ESID, w ktérym liczbe zarejestrowanych pacjentow z

PNO raportowano z podziatem na poszczegodlne rozpoznania, stosowane schematy terapeutyczne i
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\\V analizie BIA rzyj to, z nt z-PNO, ktory wymaga | ucyjnego za pomoc
Ag Pi? ﬂxﬂiﬂé Wﬁ"g%riij“bytwg pg_’\pa

:onsulﬂ
mozliwosci przeﬁ stosowanej terapii lub zgonu ﬁwtow Ewentualne zmiany terapﬁ;

wiek. W analizie wrazliwosci przeprowadzono obliczenia na podstawie alternatywnych zrédet danych
w celu zbadania zmiennosci wynikow analizy zwigzanych z niepewnoscig oszacowania liczebno$ci

populacji docelowej.

W analizie przyjeto, ze podjecie przez ptatnika decyzji o finansowaniu preparaty HyQvia w ramach
programu lekowego w populacji docelowej analizy bedzie skutkowato rozszerzeniem istniejgcego od

wrzesnia 2014 roku programu lekowego dla dorostych.

opracowanej anauzaiozono petne rozpowszechnlem'n

Zatozenie to zostato podyktowane charakterem choroby i mozliwymi konsekwencjami zwigzanymi z

munoglobulin w populacji doce

brakiem leczenia u pacjentéw z rozwazanej populacji chorych.

Wartos¢ odsetka dorostych leczonych odpowiednio z wykorzystaniem SCIg podawanych w warunkach
domowych i IVlg podawanych w warunkach szpitalnych pomocg SCIlg w warunkach domowych w
przyjeto w analizie BIA na podstawie danych z komunikatéw DGL raportowanych dla okresu styczen—
lipiec 2014 roku w zakresie liczby zuzytych opakowan preparatow IVIg i SClg. Te same dane
postuzyty w analizie BIA do oszacowania udziatéw poszczegdlnych preparatow IVIg i SClg w
rozwazanym wskazaniu. Dane te dotyczg terapii substytucyjnej u dzieci (stosowanej w ramach
programu lekowego, w ocenianym okresie nie istniat program lekowy dla oséb dorostych). Nie
zidentyfikowano danych pozwalajgcych na dokonanie analogicznych obliczen u dorostych z PNO.
Wskazania do stosowania poszczegc')lnych Ig nie r6znig sie ze wzgledu na wiek pacjentéw. Ponadto
identyfikowane ﬁ;ramﬁ iAnatyc 0 prze&ukanjHTNynik' rzetargé\d:t"vna

:onsulﬁng

immunog I|kowane przez polskie

consulting

orych leczeni sg pacjen

wskazujag, ze leki te sg'zakupywane zbiorczo, bez rozréznienia na wskazanie oraz grupe pacjentow,
ktérej bedg stosowane. Oznacza to, ze najprawdopodobniej wartosci analizowanych parametrow
oszacowane w populacji dorostych z PNO nie beda sie r6zni¢ od ich wartosci w populacji dzieci w
rozwazanym wskazaniu. W analizie BIA przyjeto, ze wartodci tych parametréw w$rdd pacjentéw
dotychczas leczonych za pomocg Ig, jak réwniez pacjentdéw rozpoczynajgcych leczenie z

zastosowaniem tego typu terapii w kolejnych latach analizy, sg jednakowe.

W analizie zatozono, ze w roku 2015, w sytuacji, w ktérej bedzie juz prawdopodobnie faktycznie w
odpowiedniej skali realizowany program lekowy leczenia PNO u pacjentéw dorostych, wszyscy
pacjenci z populacji zostang wigczeni do tego programu (w analizie uzupetniajgcej — wariant w ktérym
cze$¢ pacjentdw leczona bedzie nadal w ramach $wiadczenia ,Leczenie przetoczeniami
immunoglobulin® rozliczanego w ramach JGP). Pacjenci z populacji docelowej zdiagnozowani w

kolejnych latach anqllzy % czani do terapii substytucyjnej rownom|ern|e w kolejnych kwarta ach

sytuacji, gdy oceniana jest S$rednia liczba pacjentéw stosujgcych dang interwencje w roku

kalendarzowym nie majg znaczenia dla analizy.
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W analizie uwzgledniono koszty lekéw i ich podania, koszty zwigzane z kwalifikacjg oraz
monitorowaniem terapii Ig. W analizie nie uwzgledniono pozostatych kosztéw, takich jak koszty
leczenia dziatan niepozgdanych oraz koszty leczenia infekcji i ich powiklan. Ze wzgledu na
poréwnywalny profil skutecznosci i bezpieczenstwa w zakresie dziatan niepozgdanych o charakterze
ogolnoustrojowym ocenianych interwencji (zalozenie przyjete na podstawie wynikéw AK i
warunkowane dostepnoscig danych) wymienione koszty najprawdopodobniej nalezg do kategorii

kosztéw nierdznigcych i nie bedg wptywac na wyniki inkrementalne analizy.

g okreslg_ﬁp zgm

paCJentow

chematy dawkowania MH\TNQ i
,1902 n%bormnsum Sdpor
dawkowania fSCIg —“zgodnie z charakterystykg produkt

leczniczego [19], na podstawie Kktorej
przygotowana zostata propozycja rozszerzenia zapiséw istniejgcego programu lekowego. Wielkosé
pojedynczej dawki Ig w terapii substytucyjnej PNO okreslono na podstawie danych zaczerpnietych z
badan randomizowanych i obserwacyjnych odnalezionych w ramach przeprowadzonej analizy

klinicznej oraz danych GUS dotyczacych sredniej masy ciata w Polsce.

W analizie BIA przyjeto, ze zachowany zostanie obowigzujgcy podziat na grupy limitowe dla
uwzglednionych lekéw (preparaty 1VIg oraz SClg znajdujg sie w dwdch osobnych grupach 1066.0 —
Immunoglobulinum humanum i 1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum), a preparat
HyQvia dostepny bedzie w ramach grupy 1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum razem
z preparatem Subcuvia. Koszty preparatow HyQvia, Kiovig, Gammagard S/D i Subcuvia przyjeto w
analizie BIA zgodnie z danymi dostarczonymi przez firme Baxter Polska. Koszty preparatow Privigen i

lg VENA okreslono w oparciu o odpowiednie obW|eszczen|e Ministra Zdrowia [6]. Koszty

vOd'Teczn slil% \ﬁﬂflantaz']!m" Ttk Aﬁéks)
odpowiedniego Zarzadzenia NFZ [20]. Wycena pozostatyc

okreslono na p
uwzglednionych w analizie zostata przyjeta zgodnie z podejSciem zastosowanym w opracowanej

analizy ekonomicznej [18].

Prognoza rozpowszechnienia preparatu HyQvia przeprowadzona zostata w oparciu o informacje
przekazane przez Producenta, ktéry przewidywang skale korzystania z terapii fSClg okreslit na
podstawie konsultacji z ekspertami i w oparciu o dane o stosowaniu preparatu HyQvia w innych
panstwach europejskich. W ponizszej tabeli (Tabela 5) znajduje sie zestawienie zrédet danych

wykorzystanych w analizie.

Tabela 5.
Zestawienie zrédet danych wykorzystanych w niniejszej analizie

B\ HTA

consultin

B HTA

Dane Parametr Zrédio

Liczba pacjentéw z PNO w Polsce

g g a Al ' -d.L
Llczbmﬂa!d@ 'c E\? ﬂ% > i 2-17
.Podzia’f populacji na dzieci i dorostych

Dane populacyjne

Odsetek pacjentéw leczonych za pomocg Dane z komunikatéw DGL (styczen-lipiec

Udziaty SClg 2014)

[21]
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Dane Parametr Zrédto

Udziaty poszczegolnych preparatéw 1VIg i
SClg

Prognozy firmy Baxter Polska okreslone

na podstawie konsultacji z ekspertami i w

Rozpowszechnienie fSClg oparciu o doswiadczenie stosowania

preparatu HyQvia w innych panstwach
europejskich.

Obowigzujacy program lekowy, analiza

Dawkowanie Ig ekonomiczna

Zuzycie zasobow

- RSN L oEHT A |
nsulfing consulting

B\ HT

.eny lekow: Klg\ﬂgchagg] magard /D" starczone przez firme Baxter Polska
Koszty
Pozostate koszty w analizie Obwieszczenie MZ [6]
Masa ciata pacjentow Dorosli Raport GUS ,Stan zdrowia ludnosci Polski [22]

w 2009 roku”

1.5. Kwalifikacja do grupy limitowej

W obowigzujgcym obwieszczeniu Ministra Zdrowia z 22 pazdziernika 2014 roku [6] immunoglobuliny
w programach lekowych leczenia pierwotnych niedoboréw odpornosci dostepne sg w ramach 2 grup
limitowych:

e 1066.0 — Immunoglobulinum humanum

e 1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum.

< B\HTA g < B\HTA _g -

consulting consulting

objecia refundacjg obejm e preparatu HyQvia™ do j

B\ HTA

consulting

Whniosko

1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum.

Preparat HyQvia® to preparat normalnej immunoglobuliny ludzkiej. posiada te sama nazwe
miedzynarodowg, co preparaty w grupie 1066.1. Jest podawany podskoérnie, a wiec tak, jak w

preparaty w grupie 1066.1.

W obrebie programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci (PNO) u pacjentéow
dorostych”, do ktérego, zgodnie z wnioskiem wigczony miatby by¢ preparat HyQvia, wskazania i
przeznaczenia preparatéw z grupy 1066.1 sg tozsame z wskazaniami i przeznaczeniami preparatu
Hvaia®, dla ktorych ziozony zostat wniosek refundacyjny (rozpoznanie pierwotnego niedoboru

odpornosci wymagajgcego leczenia substytucyjnego z wykorzystaniem immunoglobulin).

Wskazania rejestracyjne preparatu HyQvia® i preparatéw w grupie 1066.1 — Immunoglobulinum
ﬂ HTRuman subcutaneum NHTR terapi swniez terapie
s T lobuih w 8Zpiczaku

ch z wykorzystaniem rozliczen przypisanych do wskazanej grupy limitowej

pierwotny¢h ni H’Wrnoéci ,

6
lekl8]” biatdczce, je

terapii w tych wskaza

jest mozliwe (istnieje mozliwos¢ rozliczania podan w tych wskazaniach w systemie JGP).
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Réznica pomiedzy wskazaniami rejestracyjnymi preparatu Hvaia® i preparatow dostepnych obecnie
w ramach grupy limitowej 1066.1 — Immunoglobulinum humanum subcutaneum dotyczy wytgcznie
leczenia dzieci: wskazania rejestracyjne preparatu Hvaia® obejmujg wylgcznie pacjentéw dorostych,
wskazania rejestracyjne aktualnie refundowanych preparatéw w tej grupie — dorostych i dzieci. W
sytuacji, w ktérej wnioskuje sie o finansowanie preparatu HyQvia w ramach programu lekowego dla

pacjentow dorostych, réznica ta nie ma znaczenia.

W odniesieniu do wynikéw analizy klinicznej [5] wywnioskuje sie, ze terapie fSClg i SClg
h . . “" k ra “; . . k . I . “'-

.\j H:I',A arakteryzujg sies'podo Inrclzn R rowno \&badaﬂﬁﬁgﬁja i g osiggfieto .\j H:I-IA
rekom apeWczny, J. roczng i CiQ?ICh <f"W przelic

dtem podczas terapii fSClg / SClg

$cig.

pacjenta oraz obserwowano redukcje czestosci infekcji o

poréwnaniu z 1VIg.

B HTA £  B\HTA <  B\HTA £ B\ HTA
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METODYKA | DANE ZRODLOWE

2.1. Sposéb przeprowadzenia analizy

Analize wpltywu na budzet przeprowadzono w nastepujgcy sposob:

B\ HTA

consulting 3

B\ HTA

consulting

7.

B HTA

consulting

0.Prz

g ) It
SpulaMENEAdA | iyt pacidiBRN 1 FAw i niedobbrami
ajgcych leczenia substytucy) wykorzystaniem immunoglo

podstawie odnalezionych zrédet danych oszacowano liczebno$¢ tej populacji.

odpornosci,

Przeprowadzono prognoze liczebnosci analizowanych populacji pacjentéw z PNO w Polsce
w kolejnych 2 latach, poczgwszy od 1 stycznia 2015 roku.

Z uwagi na charakter analizowanej jednostki chorobowej w scenariuszu istniejgcym inowym
analizy przyjeto petne rozpowszechnienie Ig w analizowanych populacjach pacjentow.

Na podstawie dostepnych danych oszacowano odsetek pacjentéw leczonych za pomocag SClg
i IVIg oraz udziaty poszczegodlnych preparatéw w tych grupach lekow.

Na podstawie szacunkéw przekazanych przez Producenta i okreslonych na podstawie konsultacji z
ekspertami i doswiadczenia dotyczacego sprzedazy preparatu HyQvia w innych panstwach
europejskich prognozowano rozpowszechnienie fSClg w populacji dorostych pacjentéw
stosujgcych terapie substytucyjng Ig.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji dorostych z PNO leczonych za pomoca ‘Ig w

2046 W p@%’fmna igaktualnej fdﬂ'any fir@:{nﬁrA

consulting consulting

ane wydatki ptatnika w

pomocg lg w latach 2015-2016 w scenariuszu no w przypadku rozszerzenia zakres
istniejgcego programu lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO.

Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli réznice w wydatkach pomiedzy scenariuszem nowym a
scenariuszem istniejgcym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne sg ujemne, oznacza to
oszczednosci dla ptatnika. W przypadku dodatnich wydatkéw inkrementalnych, przez ptatnika
ponoszone sg dodatkowe nakfady finansowe.

W ramach analizy wptywu na budzet prognozowano wzrost wydatkow ptatnika publicznego na Ig
stosowane u dorostych w ramach programu lekowego i w ramach budzetu na refundacje. Zrédtem
oszczedno$ci pozwalajgcych na pokrycie srodkéw zwigzanych z refundacjg Ig w ramach programu
lekowego w populacji dorostych z PNO bedg oszczednosci wygenerowane zmiane struktury
zuzycia lekow w grupie 12.1, Leki przeciwzapalne dziatajgce na jelita - mesalazyna i sulfasalazyna
- produkty do stosowania doustnego.

owadzo@anal'

le dla zmiennych, Kktére WﬂTN

kazdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literg(od A do F). Wartosci uwzglednione

analizie wrazliwosci oznaczone cyframi (np. wariant E1 i E2).
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Forma analizy

Analiza wptywu na budzet sktada sie z dwoch czesci — niniejszego dokumentu oraz arkusza
kalkulacyjnego wykonanego w programie MS Excel 2010, umozliwiajgcego obliczenie
prognozowanych wydatkéw pfatnika w zalezno$ci od przyjetych zatozen. Arkusz kalkulacyjny

umozliwia rowniez przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrazliwosci.

W odrebnym skoroszycie zamieszczone zostaty ponadto obliczenia dla analizy racjonalizacyjne;j.

. . 0

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) oraz ze wspodlnej perspektywy
ptatnika i pacjentdéw przy uwzglednieniu wspoiptacenia za leki. Z uwagi na analizowany sposéb
finansowania immunoglobulin w populacji docelowej wydatki w obu perspektywach sg jednakowe (leki
i Swiadczenia wykonywane w ramach programu lekowego oraz w lecznictwie szpitalnym sg bezpfatne
dla pacjentéw). Z tego wzgledu wyniki analizy przedstawiono bez rozrdznienia, ktérej perspektywy

dotycza.

W analizie uwzgledniono wylgcznie bezposrednie koszty medyczne, gdyz NFZ finansuje tylko
procedury medyczne. Konsekwencjg przyjetej perspektywy analizy jest pominiecie kosztéw
bezposrednich niemedycznych oraz kosztéw posrednich. Zatozenie to jest zgodne z wytycznymi

oceny technologii medycznych AOTM (Agencja Oceny Technologii Medycznych) [23].

ie uwfgiednla) mmmng oda‘#rra po@e bd FAuiewaagsoszty te rf%sa

consulting
ponoszone p ika publicznego. Nie ziden procedury / Swiadczenia

ktérego mozliwe bytoby rozliczenie tych kosztéw. Zestawy do podan podskérnych preparatu Subcuvia
dostarczane sg $wiadczeniodawcom bezptatnie przez firme Baxter®, identyczne rozwigzanie —
zastosowane zostanie w przypadku preparatu Hvaia®. Koszty tych zestawdw zestawione zostaty w

analizie ekonomicznej [18].

Horyzont czasowy analizy

Analize opracowano w 2-lethim horyzoncie czasowym przy zatozeniu, ze leczenie substytucyjne
z wykorzystaniem fSClg w populacji docelowej analizy bedzie finansowane ze srodkéw publicznych w
ramach programu lekowego poczawszy od 1 stycznia 2015 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTM [23]
horyzont czasowy analizy wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia sie

stanu rownowagl lub co najmniej w ciggu 2 lat od wprowadzenla nowej technologu Dodatkowo,

stawai‘fefu@ m:!:...,.,, 201Ti'roku 3 Viza %ﬁéﬂna

go,

wydawana jes
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2.5.

Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

Populacja docelowa

Populacje docelowg niniejszej analizy stanowig dorosli pacjenci z pierwotnymi niedoborami

odpornosci, ktérzy wymagajg leczenia substytucyjnego za pomocg immunoglobulin.

Liczebnosé populacji dorostych z PNO w latach 2015-2016 oszacowano w analizie BIA w kolejnych

Al It
=  BNHTA <
ubsmcyjne Z Wykorz

W pierwszej kolejnosci wyznaczono liczbe pacjentow z PNO w Polsce w latach 2015-2016.

krokach obliczeniowych, w ktérych wyznaczono:

e liczbe pacjentéw z PNO w Polsce,

* liczbe dorosfych paﬁv‘qm w Po

nsulting

. u k‘{o‘rych stosowane

W obliczeniach wykorzystano dane z polskiego rejestru pacjentéw z PNO, okreslone na podstawie
danych z polskich badan obserwacyjnych odnalezionych w ramach przeszukan bazy Medline (przez
PubMed) oraz zasobow Internetu [12—16]. Rejestr utworzono w 1980 roku przy Oddziale Immunologii
Kliniki Gastroenterologii, Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka”
z Warszawy, ktoéry do 2005 roku byt osrodkiem referencyjnym diagnostyki i leczenia pacjentéw z PNO
z terenu catej Polski. [24] W rejestrze raportowano skumulowang liczbe pacjentéw z PNO
zarejestrowanych w osrodku od 1980 roku z uwzglednieniem pacjentow zarejestrowanych
w poprzednich latach, ktérzy w kolejnych latach zmarli. Na podstawie zgromadzonych danych metodag
regresji liniowej oszacowano $rednig liczbe pacjentéw wigczonych do rejestru w kolejnych latach
2001-2014. Ponadto na podstawie danych raportowanych na poczatku 1988 roku i 2001 roku, przy

zatozeniu rownomiernego wigczania pacjentéw do rejestru, okreslona zostata odpowiednio $rednia

HIA-aungagesro - MEMHITA o, T e oo
do oszacowanli oséci pacjentow z PNO w Polsc h 2015—2016.

W celu wyznaczenia liczby zyjgcych pacjentdow z PNO w Polsce w kolejnych latach analizy
skorzystano z danych zgromadzonych w tym zakresie w rejestrze Europejskiego Towarzystwa
Niedoboréw Odpornosci (ESID) [17]. W rejestrze od 2004 roku gromadzone sg dane
epidemiologiczne dotyczgce PNO z wiekszosci panstw europejskich, w tym z Polski. Uwzgledniajgc
dane raportowane w rejestrze ESID oszacowano przecietne roczne prawdopodobiehstwo przezycia
pacjentow z PNO. Liczbe pacjentéw z PNO w Polsce w latach 2015-2016 uzyskano w wyniku
skompilowania uzyskanych wartosci z oszacowanymi srednimi liczbami pacjentéw wigczonych do
polskiego rejestru PNO w kolejnych latach 1980-1987, 1988-2000 oraz 2001-2014. Wyniki

przeprowadzonych oszacowan przedstawiono w ponizszej tabeli (Tabela 6).

W kolejnych krokach wyznaczono odsetek dorostych wsréd pacjentow z PNO w Polsce i odsetek

ej_i)omoca Ilg. Z uwagi na br.
1A, Z

opulacji tgcznej wszystkich pac
w rejestrze. Odpowiednie dane okreslone wytgcznie dla pacjentéw z Polski lub dorostych nie byty

dostepne. Biorgc pod uwage charakter choroby i konsekwencje zwigzane z brakiem leczenia
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u pacjentow z PNO w analizie przyjeto, ze odsetek pacjentéw z PNO leczonych za pomocg Ig jest

réwny odsetkowi pacjentéw wymagajgcych leczenia tego typu. Oszacowane wartosci rozwazanych

odsetkéw zastosowano do oszacowanej uprzednio liczby pacjentéw z PNO w Polsce w kolejnych

latach analizy. Uzyskane wyniki przyjeto jako oszacowanie liczebnosci populacji docelowej analizy

w latach 2015-2016.

Szczegotowy sposéb przeprowadzenia obliczen przedstawiono w aneksie (rozdz. 12.2).

consulting

Wyniki przeprowadzonych gszacowan przedstawiono w ta}ﬂeli ponizej. /s
TA .- BHIA g = B\ HTA &
‘ consulting ‘ consulting
Tabela 6.
Liczebnos$é¢ populacji docelowej w latach 2015-2016 (stan na koniec roku
Wartos¢ i
Parametr Wartos¢ Zrodto
2015 2016
Liczba pacjentéw z PNO X 1094 1116 [12-17]
Liczba dorostych pacjentow z PNO 57,50% 629 641 [17]
Liczba dorostych pacjentow z PNO leczonych za pomoca Ig 50,36% 317 323 [17]

W analizie wrazliwosci przeprowadzono obliczenia na podstawie alternatywnych zrédet danych

i zatozen dotyczgcych liczebnosci populacji docelowej w celu zbadania ich wptywu na wyniki analizy

BIA. W analizie uwzgledniono oszacowanie liczebnos$ci populacji docelowej uzyskane:

e przy braku uwzglednienia $miertelno$ci pacjentéw z PNO (wariant Al),

y uwzgledhieniu ua

consulting

lat 2009-2014

tka pacjeritow |

Ponizej przedstawiono wyniki alternatywnych oszacowan populacji docelowej uwzglednione w analizie

wrazliwosci.

Tabela 7.

Prognozowana liczebnos¢ populacji pacjentow z PNO wymagajacych leczenia substytucyjnego w Polsce — analiza

wrazliwosci (stan na koniec roku)

consulting

Wariant 2015 2016
Analiza podstawowa 317 323
Analiza wrazliwosci (A1) 428 434
Analiza wrazliwosci (B1) 346 353
Al Al il
+  BN\NHTA + BN\NHTA -
‘ consulting ‘ consulting
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2.6.

2.7. Udzialy immu obulin (IVIg oraz SClg)

Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

Rozpowszechnienie immunoglobulin w populacji docelowej

Zgodnie z rekomendacjami dotyczacymi leczenia substytucyjnego w terapii pierwotnych niedoboréow
odpornosci podawanie immunoglobulin (Ig) powinno by¢ rozpoczete w momencie rozpoznania PNO
wymagajgcych substytucji Ig i w wiekszosci przypadkéw kontynuowane jest do konca zycia. [25-27]
W zwigzku z powyzszym w analizie BIA zatozono, ze wszyscy pacjenci z PNO wymagajgcy leczenia
substytucyjnego za pomocg Ig poddawani sg tego typu terapii. Oznacza to, ze zaréwno w scenariuszu

istniejgcym, jak i nowym przyjeto peine rozpowszechnienie Ig w populacji docelowej.

W niniejszym rozdziale przedstawiono prognozowane udziaty poszczegdlnych form podania

immunoglobulin (IVIlg i SCIg) w scenariuszu istniejgcym.

W ramach programu lekowego u dorostych pacjentéw z PNO dostepna jest mozliwo$¢ leczenia za
pomocg SClg w warunkach domowych. Nalezy oczekiwa¢, ze w najblizszym czasie u wielu pacjentow
zostanie zastosowane tego typu leczenie. Jednoczesnie, brak jest obecnie danych dotyczgcych
wyboru terapii u dorostych pacjentéw z PNO (program lekowy dla tej grupy obowigzuje od wrze$nia
2014 roku), w zwigzku z czym na potrzeby analizy konieczne bylo oszacowanie wartosci odsetkéw
dorostych z PNO, ktérzy bedg stosowac terapie SClg w warunkach domowych i IVIg w warunkach

szpitalnych w ramach programu lekowego w scenariuszu istniejgcym.

W obliczeniach wykprzystano dane z komunlkatow DGL rr;lportowane dla okresu styczen-lipiec 2,014

B\HTA, o RN
opakowan poszc ych preparatow Ig wykorzystany ramach programu lekowego ,Le

pierwotnych niedoboréw odpornosci u dzieci”. Przytoczony program byt do konca sierpnia 2014 roku
jedynym programem lekowym obejmujgcym terapie z zastosowaniem preparatéw Ig w Polsce. Na
podstawie przytoczonych danych oraz informacji dotyczacych zawartosci poszczegoélnych opakowan
wyznaczono liczbe zuzytych miligraméw poszczegdlnych preparatow Ig w ramach tego programu.
Nastepnie na podstawie uzyskanych warto$ci oraz danych dotyczacych dawkowania Ig
w rozwazanym wskazaniu oszacowano udziaty poszczegélnych form podania Ig (IVIg i SCIg)

w tgcznym zuzyciu tego leku w populacji dzieci z PNO.

Z uwagi na brak danych pozwalajgcych na wyznaczenie analogicznych udziatdw w populacji
dorostych z PNO w Polsce, udziaty IVIg i SClg w populacji docelowej analizy w scenariuszu
istniejgcym przyjeto zgodnie z wynikami oszacowan przeprowadzonych na podstawie danych

dotyczgcych zuzycia tych lekdw w programie lekowym dla dzieci (najlepsze dostepne dane).

)\ A B\ A IR\ &
B\HTA, = B HIA, g, 5 HTA
ksztattowaé sie be k samo, jak w populacji dzieci, o ono w analizie wrazliwo$ci. Biorac

uwage zalety terapii podskérnej, ktéra moze by¢ prowadzona w warunkach domowych, co zwigksza
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Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

komfort pacjenta i zmniejsza liczbe wizyt w szpitalu, w analizie wrazliwosci (wariant C2) uwzgledniono

zatozenie, ze wszyscy dorosli z PNO stosowac bedg terapie z zastosowaniem SCIg.

Szczegotowy opis uwzglednionych danych oraz przeprowadzonych obliczen przedstawiono w aneksie

(rozdz. 12.2). W ponizszej tabeli zestawiono wartosci wykorzystane w obliczeniach analizy.

Tabela 8.
Odsetek pacjentow stosujacych SClg — wartosci wykorzystane w obliczeniach analizy

Dorosli

s . \
cenariusz Udziat IVIg Udziat SClg .‘\ HTA

Scenariusz istniejacy 46,93% 53,0

Scenariusz istniejgcy — analiza wrazliwosci 0,00% 100,00%

2.8.

consulti

Odsetek pacjentow leczonych za pomoca IVIg/SClg obliczono przy uwzglednieniu wszystkich preparatéw Ig dopuszczonych do stosowania
w ramach programu lekowego dla dzieci z PNO w Polsce.

Udziaty poszczegélnych preparatow 1Vig i SClg

W niniejszym rozdziale przedstawiono oszacowanie udzialdw poszczegdlnych preparatéw Ig
uwzglednione w analizie BIA w populacji dorostych i dzieci z PNO leczonych substytucyjnie w latach
2015-2016 w Polsce.

Udzialy poszczegélnych preparatow oszacowano w analizie BIA oddzielnie dla 1Vlg i SClg.
W oszacowaniach wykorzystano dane NFZ dotyczace zuzycia I|g w ramach programoéw lekowych

w okresie styczer']-lipiec 2014 roku (najnowsze dostepne dane) zaczerpniete z komunikatow DGL, za
WAl

sulting consulting

Do konca sierpnia !l)‘l4 .Leczenie pierwotnych niedoborolw odpornosci u dzieci” byt jedynym|

programem lekowym, w ktérym stosowane byly Ig. Oznacza to, ze zgromadzone dane NFZ dotyczg
zuzycia Ig w populacji dzieci z PNO. Na podstawie przytoczonych danych NFZ oraz informaciji
dotyczacych zawartosci poszczegdlnych opakowah wyznaczono liczbe zuzytych miligramoéw dla
kazdego z preparatéow |g dopuszczonych do stosowania w rozwazanym wskazaniu. Nastepnie, na
podstawie uzyskanych wartosci, obliczono udziaty poszczegélnych preparatéw w tgcznym zuzyciu Ig o
tej samej formie podania (tzn. dla preparatéw zawierajgcych IVIg w fgcznym zuzyciu IVIg, zas dla
preparatéw zawierajgcych SClg w tgcznym zuzyciu SClg). Z uwagi na sposéb dawkowania g,
przyjeto, ze srednia miesieczna dawka Ig nie jest zalezna od formy podania leku oraz zastosowanego
preparatu Ig. Oznacza to, ze oszacowane wartosci okreslajg udziaty pacjentolat terapii z
zastosowaniem poszczegdlnych preparatow Ig w fgcznym zuzyciu Ig o tej samej formie podania w
populacji dzieci z PNO leczonych w ramach obowigzujgcego programu lekowego. Uzyskane wartosci

rzeds

pacjentéw z PNO, catkowite zuzycie lekow z danej grupy (IVIlg, SCIg) roztozono proporcjonalnie
pomiedzy te preparaty, ktore dostepne sg w programie lekowym (SCIg: Subcuvia, IVIg: Kiovig,
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Gammagard S/D, Privigen, Ig VENA), proporcjonalnie do ich zuzycia w programie lekowym

skierowanym do dzieci z PNO.

Pomimo tego, ze udziaty poszczegdlnych preparatow w populacji dorostych z PNO mogg ksztattowac
sie w inny sposob, niz w populacji dzieci, nie przeprowadzono analizy wrazliwosci w tym zakresie. W
przypadku SCIg w programie dostepny jest tylko 1 preparat, natomiast 4 preparaty 1Vlg dostepne w
programie lekowym finansowane sg przez NFZ do tego samego limitu (identyczny koszt dla NFZ
niezaleznie od wyboru preparatu), w zwigzku z czym rozktad zuzycia pomiedzy poszczegdine

a HTAereparat nizszej ﬁ,beli 3 HTA

consultin, consultin
prze

lg w_obrebie SClg iI IYLgAest bez znaczenia dla w da{ks')v: .I\II_F‘Z. W

\
, 1. consultin. . consultin
oszc’egolnyc"ﬁ prepa ne w obliczéniach ana

-ll;ilbz(ie;?ygbreparatéw IVlg i SClg w zuzyciu Ig o tej samej formie podania leku uwzglednione w analizie BIA
Preparat Kod EAN Udziat preparatu w grupie Ig
Vg
Gammagard S/D, proszek i rozpuszczalnik do sporz. roztworu do infuzji, 5009990756216 2.29%
5 g, 1fiol. z prosz.

Kiovig, roztwor do infuzji, 100 mg/ml, 1 fiol. a 10 ml 5909990425143 1,80%
Kiovig, roztwér do infuzji, 100 mg/ml, 1 fiol. a 25 ml 5909990425150 3,78%
Kiovig, roztwér do infuzji, 100 mg/ml, 1 fl. a 50 ml 5909990425167 42,63%
Kiovig, roztwor do infuzji, 100 mg/ml, 1 fiol. a 100 ml 5909990425174 18,93%
Kiovig, roztwor do infuzji, 100 mg/ml, 1 fiol. a 200 ml 5909990425181 9,52%
Kiovig, rozthr do infuzji, 100 mg/ml, 1 fiol. a 300 ml ‘ 5909990782208 0,00%

consultin

Privigen, roztwér do infuzji, 100 mg/ml1 fiol. a 200 ml 5909990725809 0,24%
Privigen, roztwoér do infuzji, 100 mg/ml1 fiol. a 25 ml 5909990725823 0,71%
Ig VENA, roztwor do infuzji, 50 g/I1 fiol.a 50 ml + zest. do infuzji 5909990049851 2,42%
Ig VENA, roztwér do infuzji, 50 g/I1 fiol.a 100 ml + zest. do infuzji 5909990049875 6,34%
Ig VENA, roztwér do infuzji, 50 g/l1 fiol. a 200 ml + zest. do infuzji 5909990049882 5,76%
SClg
Subcuvia, roztwér do wstrzykiwan, 160 mg/ml, 1 fiol. a 10 ml 5909990420490 100,00%

Udziaty poszczegdinych preparatow 1VIg/SClg w facznym zuzyciu tych lekdw obliczono w analizie przy uwzglednieniu tych preparatéw, ktére
wymienione zostaty w wykazie lekéw refundowanych obowigzujgcych od dnia 1 wrzesnia 2014 roku

2.9. Rozpowszechnienie fSCIg i zastepowanie innych terapii

j HTAW prognozie rozp%sze;:ﬁaﬁ i fSClg w populacﬂ@oro WAN z PNO oparto %na j HTA

rOdf.Tfférﬂa, e ma y & RES i consultin,

aratu HyQvia w innych panstwach etifopejskich..

dane o stosowaniu
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Zgodnie z oszacowaniami, preparat HyQvia stosowa¢ bedzie odpowiednio 5% i 10% pacjentow

leczonych w programie lekowym w roku 2015 i 2016.

Tabela 10.
Prognozowane rozpowszechnienie terapii z zastosowaniem preparatu HyQvia
2015 2016
Odsetek pacjentow 5% 10%

(proporcjonalnie

i i
i oI hI AL o i1 BN HTA
zuzycia w scenariuszu istniejg W poréwnaniu z obiema tymi i

preparatéw, podanie fSCIg jest wygodniejsze, zatem zaréwno pacjenci stosujgcy w scenariuszu
istniejgcym 1VIg, jak i pacjenci stosujgcych w scenariuszu istniejgcym SClg mogg odnies¢ korzysé w

przypadku zamiany leku na fSClg.

W analizie przyjeto, ze rozktad zuzycia fSClg pomiedzy poszczegdlne opakowania preparatu HyQvia
bedzie proporcjonalny do zuzycia odpowiadajgcych im dawkg opakowan preparatu Kiovig (zgodnie z
zatozeniami dla tego preparatu — patrz rozdziat 2.8.). Rozktad zuzycia pomiedzy poszczegdline
opakowania jest bez znaczenia dla NFZ, poniewaz koszt, jaki ponosi NFZ za 1 g immunoglobulin
danego typu jest taki sam.

2.10. Dawkowanie

zapisa&‘i‘i’r pro@ lekdAg0 nie pm‘wotny@

6] z zatozeniami dotyczacy enia zapisow tego progra

sci (bnvo) u BB HTA

consultin
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consulting

pacjentow
zaleceniami zawartymi w ChPL dla ocenianych preparatow fSClg, SClg i IVIg terapia z
zastosowaniem tych lekéw rozpoczynana jest od podania dawki poczatkowej stosowanej az do
uzyskania poziomu IgG w wysokosci co najmniej 5-6 g/l. Nastepnie leczenie jest kontynuowane za
pomoca indywidualnie dobranej dawki leku ustalanej w zaleznosci od odpowiedzi na terapie, wynikow
odpowiednich parametrow laboratoryjnych oraz stanu klinicznego pacjenta. Wielkos¢ pojedynczej
dawki leku uzalezniona jest od masy ciata pacjenta.

Zgodnie z zapisami programu lekowego dawka poczatkowa Ig do podania dozylnego (IVIg) wynosi od
0,4 do 0,8 g/kg masy ciata i jest podawana co 2-4 tygodnie. Wielko$¢ dawki podtrzymujgcej wynosi co
najmniej 0,2 g/kg masy ciata i podawana jest co 3-6 tygodni. Dawka poczatkowa Ig do podania
podskérnego (SClg) okreslona w przytoczonym dokumencie wynosi od 0,1 do 0,15 g/kg m.c. do

podania w ciggu jednego tygodnia. Dawki podtrzymujace podawane sg w regularnych odstepach

czasu tak, aby osi gnac sku miesieczng dawke rze j 0,2.9/kg masy ciata.
:onsulﬂ % i % 2—( :o:!:ﬁ
HyQuvia tj. na pozio 0,

4-0,8 g/kg masy ciata/miesigc.
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W ponizszej tabeli zestawiono sposdb dawkowania wykorzystany w analizie BIA w populaciji

pacjentéw z PNO leczonych za pomocg Ig.

Tabela 11.
Dawkowanie IVIg i SClg zgodnie z programem lekowym
Preparat Dawka poczatkowa Dawka podtrzymujaca
IVig 0,4-0,8 g/kg m.c. co 2—4 tygodnie co najmniej 0,2 g/kg m.c. co 3-6 tygodni

SClg 0,1-0,15 g/kg m.c. na tydzien 20,2 g/kg m.c. (skumulowana dawka miesieczna)

Szczegotowe pordwnanie zapiséw dostepnych w odpowiednich ChPL przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 12.
Dawkowanie IVIg i SClg w zapisach ChPL dla ocenianych interwencji

Zrédio Dawka poczatkowa Dawka podtrzymujaca

0,4-0,8 g/kg m.c., nastepnie (do osiggniecia
stezenia minimalnego, wynoszgcego 5-6 g/l) co najmniej 0,2 g/kg co 3—4 tygodnie
0,2-0,8 g/kg m.c. co miesigc

ChPL Kiovig®, Gammagard S/D®
Privigen®, Iy VENA®

0,2-0,5 g/kg m.c na tydzien (0,1-0,15 g/kg m.c 0,4 - 0,8 g/kg m.c (skumulowana

. ®
Subcuvia w ciggu 1 dnia) dawka miesigczna)

0,4 - 0,8 g/lkg m.c (skumulowana dawka
HyQvia miesieczna, podzielona na 1-tygodniowe i 2-
tygodniowe dawki)

0,4 - 0,8 g/kg m.c (skumulowana
dawka miesieczna)

& &

SN L Letish

Z zapisami progra lekowego. Wyjatek stanowig za dotyczace podania SClg — da
poczatkowe z ChPL sg wyze niz dawki poczatkowe z programu lekowego, natomiast dawka
podtrzymujgca w ChPL okreslona zostata na 0,4-0,8 g/kg m.c, natomiast w programie lekowym jest

jedynie zapis, ze powinna by¢ ona co najmniej rowna 0,3 g/kg m.c.

Zgodnie z podejsciem zastosowanym w analizie ekonomicznej w analizie BIA przyjeto, ze podanie
SClg nastepuje raz na tydzien, natomiast podanie IVlg i fSClg raz na cztery tygodnie, co daje

odpowiednio 52 i 13 podan rocznie.

Tabela 13.
Czestos¢ podan immunoglobulin w analizie BIA
Droga podania Liczba podan rocznie
SClg 52

consulting

consulting
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Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

Z uwagi na sposéb okreslenia schematéw dawkowania Ig w populacji pacjentéw z PNO, Scisle
uzaleznionych od stanu zdrowia i cech charakterystycznych pacjentow, dawkowanie 1g w analizie BIA
zostato okreslone na podstawie danych z badan wtgczonych do analizy klinicznej. Szczegdétowy opis
wykorzystanych zrédet danych i przeprowadzonych obliczen przedstawiono w analizie ekonomicznej
[18].

Zgodnie z podejsciem zastosowanym w analizie ekonomicznej srednig skumulowang dawke na 4
tygodnie dawke |g wyznaczono fgcznie dla SClg i 1VIg. Oszacowana na podstawie zgromadzonych
Srednia d@i\yka Iﬂﬂﬁa na4 kg masy,d_gaia mt SI 0,5 g/miesiagg‘_',Na
TEVAN Sci podar’m“’TVl’""

wartosci oraz uwzg
Sci zostaty uwzglednione w warian

anych

pojedyncze dawki | i SClg na podanie. Uzyskane wa

podstawowym analizy. Wykorzystane wartosci przedstawiono w tabeli ponizej.

Zgodnie z zapisami z charakterystyki produktu leczniczego HyQvia, u pacjentéw, ktérzy uprzednio
stosowali IVIg lub SClg, nalezy rozpoczynaé¢ leczenie fSClg w dawkach identycznych z dawkami
stosowanych uprzednio preparatow (stata skumulowana dawka miesieczna/tygodniowa itp.).
W zwigzku z powyzszym, przyjeto w analizie, ze dawka fSClg jest taka sama, jak dawka IVIg.
Jednoczesnie, w badaniu klinicznym poréwnujgcym fSCIg i IVIg (Wasserman 2012 [28]) wskazano, ze
dawka fSCIg byta srednio o 8% wieksza niz dawka IVIg — w kontekscie wynikow badan klinicznych, w
ktérych dla IVIg i SClg zanotowano znacznie wieksze réznice $rednich dawek — zalezno$¢ ta nie
powinna by¢ odbierana jako Scista relacja dawek oby typéw immunoglobulin. Wplyw zatozenia, ze
dawka fSCIg jest o 8% wyzsza od dawki IVIg testowany byt w ramach analizy wrazliwo$ci (wariant

E5). |
£  E\HIA

consulting

awki leku przypadajgce)

= BB\HTA

Z uwagi n ¢ zwiazana:;s'ggéacowam
ciala pacjenta w analizie wrazliwosci przeprowadzono obliczenia przy zatozeniu maksymalnej (wariant
E1) i minimalnej wielkosci pojedynczej dawki leku (wariant E2) okreslonej w badaniach wigczonych do
analizy Kklinicznej. Dodatkowo, zgodnie z podejsciem zastosowanym w analizie ekonomicznej,
w analizie wrazliwosci uwzgledniono dane z badan, w ktérych zaobserwowano najwieksze réznice
w dawkowaniu pomiedzy IVIg i SClg (tj. z badania Ochs 2006 [29] — w wariancie E3 i z badania
Thepot 2010 [30] — w wariancie E4). W kazdym przypadku przyjeto, ze dawka fSClg jest réwna dawce
IVIg.

Wielkosci pojedynczej dawki Ig przypadajgcej na 1 kg masy ciata pacjenta wykorzystane w analizie

BIA przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 14.
Wielkosci pojedynczej dawki Ig przypadajaca na 1 kg masy ciata pacjenta dla IVig i SClg wykorzystane w analizie BIA
[g/m c/podanie]

At —— o wwa At —— o wwa At
Analiza Analiza Analiza Analiza Analiza Analiza
Preparat odstawowa wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci
P (wariant E1) (wariant E2) (wariant E3) (wariant E4) (wariant E5)
IVIg 0,54 0,31 0,61 0,46 0,60 0,54
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Analiza Analiza Analiza Analiza Analiza Analiza
Preparat odstawowa wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci wrazliwosci
P (wariant E1) (wariant E2) (wariant E3) (wariant E4) (wariant E5)
SClg 0,13 0,09 0,16 0,16 0,11 0,13
fSClg 0,54 0,31 0,61 0,46 0,60 0,58

Istotnym parametrem analizy majgcym wptyw na wyniki oszacowania zuzycia lg w ocenianej populacji
chorych jest srednia masa dorostych z PNO w Polsce.. Szczegotowy opis wykorzystanych danych

ra

Dawkowanie Ig zalezne jest od masy ciata pacjenta. Z tego wzgledu w celu oszacowania liczby
miligraméw Ig zuzytych w trakcie terapii substytucyjnej u pacjentéw z PNO konieczne byto
wyznaczenie $redniej masy ciata oséb w tej populacji. Nie odnaleziono publikacji, w ktérych
oszacowano analizowang wielkos¢. W zwigzku z powyzszym $rednig mase ciata pacjentow z PNO
0szacowano ha podstawie danych GUS — zawartych w raporcie GUS ,Stan zdrowia ludnosci Polski w
2009 roku” [30] oraz wynikéw badan HBSC 2010 [20] pozwalajgcych na oszacowanie $redniej masy

ciata osob w wieku 15 lat i powyzej.

Ponadto w obliczeniach wykorzystano dane GUS dotyczace liczebnosci populacji Polski na rok 2013
[31].

Na podstawie zgromadzonych danych wyznaczono $rednig mase ciala oséb w poszczegdinych
grupach wiekowych: 18-19 lat, 20-29 lat, 30-39 lat, 40-49 lat, 50-59 lat, 60-69 lat, 70-79 lat, powyzej
80 lat. Srednia masa ciata w poszczegéinych grupach wiekowych oszacowana zostata na podstawie
danych o srednim wzroscie oraz danych dotyczacych wartosci $redniej lub rozktadu wartosci indeksu
masy ciata (BMI) os6b w tej grupie wiekowej. Nastepnie wyznaczono srednig mase ciata dorostych w
populacji Polski z wagami odpowiadajgcymi liczbom oséb w uwzglednionych grupach wiekowych (w

populacji Polski lub populacji oséb objetych badaniem).

Uzyskane wartosci sredniej masy ciata dorostych z PNO w Polsce wykorzystano w obliczeniach

analizy BIA. Uwzglednione wartosci przedstawiono w ponizszych tabelach.

consultin

Wiek Srednia masa ciata [kg] Liczba os6b w populacji [tys.]

18-19 63,607 849,7
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Wiek Srednia masa ciata [kg] Liczba os6b w populacji [tys.]
20-29 68,96 5651,8
30-39 73,28 6 239,5
40-49 75,05 4879,8
50-59 75,13 5536,1
60-69 75,85 4 409,8
70-79 73,17 2399,8
ponad @_‘f 50

consulting consulting

a) wartos$¢ przyjeta na podstawie sredniej masy ciata oséb w wieku 17-19 zaczerpnigte] 2 danych GUS

Z uwagi na niepewnos¢ zwigzang z oszacowang wartoscig w ramach analizy wrazliwosci (wariant F1)
dokonano oszacowania wydatkéow inkrementalnych ptatnika publicznego zwigzanych ze wzrostem
sredniej masy ciata pacjentdéw o 1 kg. Ponadto rozwazono wariant minimalny i maksymalny (wariant
F2 i F3), w ktérym przyjeto jako $rednig mase ciata najnizsza i najwyzszg sposréd srednich dla

poszczegodlnych grup wiekowych (Tabela 16).

Tabela 16.
Srednia masa ciata pacjentéw uwzgledniona w analizie BIA [kg]
Wariant Dorosli
Analiza podstawowa 72,97
Analiza wrazliwosci (wariant F1) wzrost 0 1 kg
Analiza wrazliwosci (wariant F2) .d:i, .d_{,

consul

2.12.

consult ng
Analiza wrazliwosci (wariant F3) i 75,85
i

Koszty

W analizie uwzgledniono wylgcznie bezposrednie koszty medyczne ponoszone przez ptatnika
publicznego i pacjentow. Ze wzgledu na przyjetg perspektywe analizy nie uwzgledniono kosztéw
bezposrednich niemedycznych oraz kosztéw posrednich zwigzanych z leczeniem PNO. Zgodnie
z wytycznymi AOTM [23] wszystkie wymienione kategorie kosztowe (koszty bezposrednie medyczne,
koszty bezposrednie niemedyczne oraz koszty posrednie) powinny zosta¢ uwzglednione w przypadku
perspektywy spotecznej, perspektywa ptatnika obejmuje bowiem jedynie koszty ponoszone przez
ptatnika publicznego na opieke zdrowotng, a perspektywa pacjentéw zastosowana w tej analizie

dotyczy kosztéw lekdw i innych wyrobéw medycznych ponoszonych w przypadku wspotptacenia. Ze

— led Ob i g ii ledni . ek
.‘\ HT szge u na s.posgt__? .:ﬁﬁ_ﬂ&;menm uwzge.g_lfr’lychﬁ IA(program ekowy 'dg’raz

e dzi eo'ws I, a 2atem

ptatnika oraz z ektywy wspdlnej ptatnika publi go i pacjentdw (przy uwzgledn

wspotptacenia za leki) sg jednakowe.
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W analizie uwzgledniono nastepujace kategorie kosztowe:
e koszty lekow,
e Kkoszty podania lekdw,
o koszty kwalifikacji,

e koszty monitorowania terapii.

W analizie zgodnie z metodykg zastosowang w analizie ekonomicznej nie uwzgledniono kosztow

leczenia wystepujacych u pacjentéw infekcji oraz dziatan niepozgdanych zwigzanych ze stosowang

B HTA £ B\ HTA -

consulting consulting

consulting

Szczegobtowy opis sztébw przedstawiono w analizie onomicznej. W ponizszych tabe

zestawiono wartosci wykorzystane w obliczeniach analizy w przypadku populacji dorostych.

Tabela 17.
Ceny jednostkowe — preparat HyQvia — wariant z naliczaniem marzy hurtowej
Nazwa, postac¢ i dawka leku hl?r?g\?va ﬁnanls_l)n\:'l;ma ~ Koszt NFZ A sEl:?'jtZa:nlc'giJ -
P obwieszczenie opakowaniu !
brutto NFzZ
Mz
HyQvia 100 mg/ml roztwor do infuzji do podania
podskérnego, 1 fiol. 25 ml + 1 fiol. 1,25 ml 602,44 zt 602,44 zt 602,44 zt 2,5 240,98 zt
HyQvia 100 mg/ml roztwér do infuzji do podania 240,98 z
podskérmego, 1 fiol. 50 ml + 1 fiol. 2,5 ml 1204,88 24 1204,88 24 1204,88 2t 5
HyQvia 109 mg/ml ro_ztwor do mfuzp_do podania 240975 24 240975 74 2 409,75 2t 10 240,98 z
podskodrnego, 1 fiol. 100 ml + 1 fiol. 5 ml
HyQvia 100 mg/ml roztwor do infuzji do podania 240,98 zt
. AT i ) 4810502 481950 ﬁ

B\ HT,

consulfing
HyQvia 10
podskoérnego, 1 fiol.

consulting
infuzji do podania
|+ 1 fiol. 15 ml

consulfing

7 229,25 zt

7 229,25 zt

Tabela 18.
Ceny jednostkowe — preparat HyQvia — wariant bez naliczania marzy hurtowej

Cena Ll Koszt 1 g
Nazwa, postac i dawka leku hurtowa flrt;aqsowanlq— Koszt NFZ Grakmow \u/ substancji -
brutto obwieszczenie opakowaniu NEZ
Mz
HyQvia 100 mg/ml roztwor do infuzji do podania
podskormego, 1 fiol. 25 ml + 1 fiol. 1,25 m 57375z 602,44 z4 573,75 2,5 229,50 2t
HyQvia 100 mg/ml roztwor do infuzji do podania
podskérnego, 1 fiol. 50 ml + 1 fiol. 2,5 ml 1147,50 zt 1204,88 zt 1 147,50 zt 5 229,50 zt
HyQuia 100 mg/ml roztwér do infuzji do podania 5o 65 4 24097524 2 295,00 24 10 229,50 zt
podskdrnego, 1 fiol. 100 ml + 1 fiol. 5 ml
HyQvia 100 mg/ml roztwér do infuzji do podania
podskémego, 1 fiol. 200 mi + 1 fiol. 10 ml 4 590,00 zt 4 815?,50 zt 4 590,00 zt 20 229,59 zt
j HT A &i" L WY &i" l,“
| _ANa VW 5o M FLIA ,

podskor |+ 1 fiol. 15 ml
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Tabela 19.
Koszty immunoglobulin uwzglednione w analizie dla populacji dorostych

Droga podania /

preparat Koszt 1 g substancji — Zrédio/Uwagi

Immunoglobuliny finansowane w ramach programu lekowego dla dorostych pacjentow z PNO

Cena Cena

Koszt NFZ — Koszt NFZ z
- - hurtowa — hurtowa z . . -
. . brak marzy marzg hurtowg
brak marzy marza
fSClg HyQvia 229,50 zt 240,98 z 229,50 zt 240,98 zt
Kiovig® /y 205,20 zt 215,46 zt 170,10 zt /y 170,10 zt /y
‘ consultin * in ﬂ :onsuﬁ il “ ‘ consultin

9 ,00 7 253 80A 70,1

Producenta (Hy!

Vig Gammagard S/D i Su’bcuw
Privigen - 215,46 zt - 170,10 zt Obwieszczenia MZ [6]
Ig VENA - 170,10 zt - 170,10 zt

SClg Subcuvia® 229,50 zt 240,98 zt 229,50 zt 240,98 zt

Immunoglobuliny finansowane w ramach leczenia szpitalnego

IVig Na podstawie wyceny $wiadczenia
312,00 zt Leczenie przetoczeniami
SClg immunoglobulin

Zgodnie z informacjami dostarczonymi przez firme Baxter Polska przyjete koszty jednostki tych

preparatéw sg ich rzeczywistymi cenami i uwzgledniajg ewentualng marze hurtowa.

Tabela 20.
Koszty zwigzane z leczeniem pacjentow z populacji dorostych wykorzystane w analizie BIA

B\HT,

consul

Koszt podania lekéw w programie ‘ kom
lekowym 468,00 zt 104,00 z* 104,00 z* kazdorazowo przy

(1 podanie) podaniu
. . . koszt naliczany
Koszty podania lekéw w ramach leczenia .
szpitalnego 260,00 zt nd kazd?):;adzaor\:\i/lc: przy
Program lekowy 325,00 zt
Koszt kwalifikacji Leczenie 0.00 41 o koszt jednorazowy
szpitalne ’
Program lekowy 2532,40 zt
Diagnostyka w trakcie Koszt iednorazo
terapii Leczenie 0.00 zt nd ! Wy
szpitalne ’

a) koszt naliczany tylko przy pierwszych szesciu wizytach zwigzanych z edukacjg pacjentéw, ktoérzy beda stosowaé terapie w warunkach
domowych, w przypadku fSCIg upraszczajgco catkowity koszt podan przypisano do 1 kwartatu stosowania leku (bez znaczenia dla wynikéw,
uproszczenie polega na przesunigciu w czasie o 3 miesigce niewielkiej czgsci kosztow terapii

Nalezy zwrdci¢ uwage, ze koszty podanla IVIg uwzgledmane sq podczas kazdego podania leku,

\ HTAato szty &adam@ s czas ﬁm'wsza . ' dc
consulting consulting

w zakresie podan podskérn ty podania IVIlg naliczane sg

sie edukacja
wszystkich pacjentéw, natomiast koszty podania fSClg i SCIlg - tylko dla pacjentéw nowo

kwalifikowanych do programu. W przypadku pacjentéw nowo kwalifikowanych do programu leczonych
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fSCIlg i SClg koszty podania sg identyczne i odpowiadajg kosztom 6 wizyt ambulatoryjnych
zwigzanych z realizacjg programu (wizyty realizowane w ciggu 6 tygodni w przypadku SClg lub w
ciggu maksymalnie 24 tygodni — w przypadku fSCIg).

W analizie zatozono, ze w przypadku podjecia pozytywnej decyzji refundacyjnej odnosnie fSCig w
populacji docelowej w leczeniu PNO w ramach programu lekowego, preparat zostanie wigczony do

grupy 1066.1 Immunoglobulinum humanum subcutaneum, w ktérej podstawe limitu wyznacza
preparat Subcuvia

zarzgdzenia Preze FZ [3].

Przyjeto upraszczajgco, ze koszty sSwiadczen kwalifikacji i diagnostyki stosowanych w ramach

lecznictwa szpitalnego sg juz wliczone w koszty podawania lekéw. Terapia rozliczana w ramach JGP
uwzgledniona jest w analizie wytgcznie w ramach obliczen uzupetniajgcych, ponadto przyjeto, ze
refundacja preparatu HyQvia nie wptynie na zuzycie Ig rozliczanych w ramach JGP, w zwigzku z czym
ocena kosztéw swiadczen diagnostycznych dla terapii IG rozliczanej w ramach IGP nie ma znaczenia

dla wynikéw inkrementalnych.

2.13. Analiza wrazliwosci

Dane uwzglednione w analizie BIA mogg podlega¢ zmianom w zaleznosci od czynnikéw

i okolicznosci, ktorych nie sposob na obecnym etaple przew1d2|ec Przeprowadzono jednokierunkowe

porerligy: HTA ﬁ*‘*

wariant B: odsetek pacjentéw leczonych za pomocs Ig,

wariant C: odsetek dorostych z PNO leczonych za pomocg IVIg oraz SCIg w scenariuszu

istniejagcym

wariant E: dawka Ig przypadajgca na 1 kg masy ciata pacjenta,

wariant F: Srednia masa ciata pacjentéw z PNO,

W jednokierunkowej analizie wrazliwosci, we wszystkich wariantach analizy obliczono prognozowane
wydatki ptatnika w sytuacji, gdy jeden parametr podlegat zmianie, przyjmujac wartos¢ uwzgledniong
w analizie wrazliwosci, natomiast pozostate zmienne przyjmowaly wartosci uwzglednione w analizie
podstawowej. W ten sposdb oszacowano, jaki wpltyw na zmiane wydatkéw ptatnika moze mieé

niepewnos¢ w oszacowaniu poszczegolnych zmiennych.

zczego6towe wyn‘iﬁ analj razl XI oraz dane dot)g’ace za&gﬁniuxmosm poszczegd lech
consultigy gy ion anatizie: memnpme
(rozdz.12.1). Pona

analizy przy uwzglednieniu dowolnych wartosci uwzglednionych parametréw.

w zatgczonym arkuszu kalkulacy) umozliwiono wygenerowanie wyn
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3.  WYNIKI ANALIZY

W niniejszym rozdziale przedstawiono wyniki analizy BIA w wariancie podstawowym dla populacji
dorostych pacjentéw z pierwotnymi niedoborami odpornosci (PNO) wymagajacych leczenia

substytucyjnego za pomocg immunoglobulin (Ig

3”Wwyﬁm Reeciints oo ABNHITA. niponiaziic

zakresu finanso G w programie lekowym. W sc ZU nowym przeprowadzono o

B\ HTA

consultin

przy zatozeniu rozszerzenia zakresu preparatow refundowanych w ramach programu lekowego o

preparat HyQvia.

Z uwagi na analizowany sposoéb finansowania Ig w populacji docelowej wydatki z perspektywy pfatnika
publicznego i z perspektywy ptatnika publicznego i pacjentow sa jednakowe (leki i Swiadczenia
wykonywane w ramach programu lekowego sg bezptatne dla pacjentow). Z tego wzgledu wyniki

analizy przedstawiono bez rozréznienia, ktorej perspektywy dotycza.

Wyniki przedstawione zostaty w dwdch wariantach — z uwzglednieniem cen z Obwieszczenia MZ [6], a
wiec z opcji z marzg hurtowg dla wszystkich preparatéw immunoglobulin oraz w wariancie, w ktérym
koszty jednostkowe sg okreslone na podstawie danych producenta, a wiec z pominieciem marzy

hurtowej za preparaty firmy Baxter.

3.1. Popula a

3.1.1. Scenariusz istniejacy

Prognozowana liczba dorostych z PNO, ktérzy bedg leczeni za pomocg Ig w 2015 roku wynosi 317
0os6b i wzrasta w 2016 roku do 323 oséb. W scenariuszu istniejgcym odpowiednio 149 i 152 osd6b
leczonych jest z zastosowaniem 1VIg a 168 i 171 — z zastosowaniem SCIg. W scenariuszu istniejgcym

pacjenci nie sg leczeni fSClg.

Szczegolowe dane dotyczgce liczebnosci populacji docelowej w przypadku utrzymania

obowigzujgcych zasad finansowania Ig przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 21).
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-I[iacbzel})l: iel\;:jentéw z PNO leczonych za pomocg Ig w latach 2015-2016 — scenariusz istniejacy (stan na koniec roku)
Liczba pacjentéw 2015 2016
Pacjenci leczeni, w tym 317 323
Program lekowy - 317 323
tacznie 149 152
Gammagard S/D 3 3
IVIg Kiovig 114 116

consulting consultin,

B\ HTA < HT < < B\ HTA

tacznie 168 171
SClg
Subcuvia 168 171
tacznie 0 0
fSClg
HyQvia 0 0
Leczenie szpitalne - 0 0

3.1.2. Scenariusz nowy

Prognozowana liczba dorostych z PNO, ktérzy bedg leczeni za pomocg Ig w 2015 roku wynosi 317
0so6b i wzrasta w 2016 roku do 323 osob. W tej grupie odpowiednio 16 osdb w roku 2015 i 32 osoby w

roku 2016 stosowac bedg preparat HyQvia. Prognozowana liczba pacjentow z tej populacji, u ktérych

s HTAtesowany bedzie IVIg Oﬁlmsie odpowiednio 141 i 1@()”121&15 roku oraz 1364154 3 HTA
8

:onsulﬂn(g consulting consulting consultin,

Szczegotowe dane dotyczgce liczebnoéci populacji docelowej w przypadku zmiany obowigzujgcych
zasad finansowania Ig przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 22).

Tabela 22.
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca Ig w latach 2015-2016 — scenariusz nowy (stan na koniec roku)
Liczba pacjentow 2015 2016
Pacjenci leczeni, w tym 317 323
Program lekowy - 317 323
tacznie 141 136
IVIg Gammagard S/D 4 4
Kiovig 139 134
sClg tacznie 158 153
)\ & - & £ B
g I!:!:IO ng consulting consulting g H:!:ﬁ

tacznie
fSClg

HyQvia 16 32

Leczenie szpitalne - 0 0
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3.2. Wydatki ptatnika publicznego

3.2.1. Scenariusz istniejacy

3.2.1.1. Obliczenia w wariancie z uwzglednieniem marzy hurtowej

dorostych z PN i okoto 34,04 min zt w 2016 roku.

consultin

ynosi¢ okoto 33,36 min zt w ro

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomocg Ig wyniosg okoto
35,06 min zt w 2015 roku i wzrosng do okoto 35,77 min zt w 2016 roku.

Tabela 23.
Wydatki ptatnika publicznego — analiza podstawowa, scenariusz istniejgcy (wszyscy pacjenci leczeni w sg programie
lekowym) — dane kosztowe z obwieszczenia

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekéw, w tym 33,36 min zt 34,04 min zt
tacznie 12,82 min zt 13,08 min zt
Gammagard S/D 0,29 min zt 0,30 min zt
IVIg Kiovig 9,83 min zt 10,03 min zt
Privigen y 0,84 min zt 0,85 min zt y

tacznie 20,54 min zt 20,96 min
SClg
Subcuvia 20,54 min zt 20,96 min zt
tacznie 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg
HyQvia 0,00 min z 0,00 min z
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min z
Koszty podania, w tym 0,90 min zt 0,92 min zt
IVIg 0,90 min z 0,92 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
— Koszty monitorowania, w tym 0,80 min zt 0,81 min zt ==
g I-:lo:!:f consulting g I-:lo:!:ﬁ
IVig . 0,37 min zt :
SClg 0,42 min zt 0,43 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Wydatki catkowite, w tym 35,06 min zt 35,77 min zt
IVIg 14,09 min zt 14,38 min zt
SClg 19,99 min zt 20,39 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt

consul

consul

3.2.1.2. Obliczenia w wariancie bez uwzglednienia marzy hurtowe;

£ E\HTA

consulting

ia aktualnego statusu re

dorostych z PNO beda*wynosic¢ okoto 32,39 min zt w roku 20

£ ER\HTA

consulting

Ig wydatki ptatnika na
i okoto 33,04 min zt w 2016 roku.

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomocg Ig wyniosg okoto

34,08 min zt w 2015 roku i wzrosng do okoto 34,77 min zt w 2016 roku.

Tabela 24.

Wydatki ptatnika publicznego — analiza podstawowa, scenariusz istniejagcy (wszyscy pacjenci leczeni w sg programie

lekowym) — dane kosztowe producenta

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekow, w tym 32,39 min zt 33,04 min zt
tacznie 12,82 min zt 13,08 min zt
Gammagard S/D 0,29 min zt 0,30 min zt
IVig Kiovig 9,83 min zt 10,03 min zt
0,85 min zt -d..',

min zt

consulting

tacznie 19,56 min zt 19,96 min zt
SClg
Subcuvia 19,56 min zt 19,96 min zt
tacznie 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg
HyQvia 0,00 min zt 0,00 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min zt 0,00 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min z
fSClg 0,00 min z 0,00 min z
Koszty podania, w tym 0,90 min zt 0,92 min zt
IVIg 0,90 min zt 0,92 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg L 0,00 min zt 0,00 min zt 4
Koszty monitorowania, w tym 0,80 min zt 0,81 min zt
IVig . 0,37 min zt M
SClg 0,42 min zt 0,43 min zt
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
Wydatki catkowite, w tym 34,08 min zt 34,77 min zt
IVIg 14,09 min zt 14,38 min zt
SClg 20,97 min zt 21,39 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt

consulting

B\ HTA

consulting

3.2.3. Obliczenia w wariancie z uwzglednieniem marzy hurtowej

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia w populacji

docelowej w ramach rozszerzenia istniejgcego programu lekowego dla dorostych pacjentow z PNO

wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych bedg wynosi¢ okoto 33,63 min zt w roku 2015 i okoto

34,58 min zt w 2016 roku, w tym wydatki na preparat HyQvia: 1,94 min zt w 2015 roku i 3,95 min zt w

2016 roku.

Catkowite koszty zwigzane z finansowaniem terapii Ilg w populacji pacjentéw dorostych z PNO

oszacowano na 35,28 min zt w 2015 roku i 36,22 min zt w 2016 roku.

Tabela 25.

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekow, w tym 33,63 min zt 34,58 min zt
tacznie 12,18 min zt 11,77 min zt
Gammagard S/D 0,28 min zt 0,27 min zt
IVig Kiovig 9,34 min zt 9,02 min zt
Privigen 0,80 min z 0,77 min z
Ilg VENA 1,77 min zt 1,71 min zt
tacznie 19,51 min z 18,86 min zt
SClg
Subcuvia 19,51 min zt 18,86 min zt
tacznie 1,94 min zt 3,95 min zt
fSClg
HyQvia 1,94 min zt 3,95 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVig e In 00 minzt 4L
:onsuf consulting
SClg . 0,00 min zt
J fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty podania, w tym 0,85 min zt 0,83 min zt
IVIg 0,85 min z 0,82 min zt
SClg 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
Koszty monitorowania, w tym 0,80 min zt 0,81 min zt
IVIg 0,35 min zt 0,34 min zt
SClg 0,39 min z#&

&
consul

consulting

e

fSClg min zt
Wydatki catkowite, w tym 35,28 min zt 36,22 min zt
IVIg 13,39 min z 12,94 min zt
SClg 19,92 min zt 19,25 min zt
fSClg 1,98 min z 4,03 min z

3.2.4. Obliczeniaw wariancie bez uwzglednienia marzy hurtowej

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia w populacji

docelowej w ramach rozszerzenia istniejgcego programu lekowego dla dorostych pacjentow z PNO

wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych bedg wynosi¢ okoto 32,61 min zt w roku 2015 i okoto

33,50 min zt w 2016 roku, w tym wydatki na preparat HyQvia: 1,84 min zt w 2015 roku i 3,76 min zt w

016-roku.

<  B\HTA <  B\HTA

consulting consulting

Catkowite kos zane z finansowaniem terapil opulacji pacjentéw dorostyc

oszacowano na 34,26 min zt w 2015 roku i 35,14 min zt w 2016 roku.

Tabela 26.

Wydatki ptatnika publicznego - analiza podstawowa, scenariusz nowy (wszyscy pacjenci leczeni w sg programie

lekowym) — dane kosztowe producenta

consul

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekow, w tym 32,61 min zt 33,50 min zt
tacznie 12,18 min zt 11,77 min zt
Gammagard S/D 0,28 min zt 0,27 min zt
IVIg Kiovig 9,34 min zt 9,02 min zt
Privigen 0,80 min z 0,77 min z
Ilg VENA 1,77 min zt 1,71 min zt
tacznie 18,58 min zt 17,96 min zt |

SClg
N Zgonsulting
tacznie 1,84 min zt 3,76 min zt
fSClg
HyQvia 1,84 min zt 3,76 min zt
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min zt 0,00 min zt
SClg 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
Koszty podania, w tym 0,85 min zt 0,83 min zt
IVIg 0,85 min zt 0,82 min zt
SClg ol Inggt 00 minzt
Koszty monitorowania, w tym 0,80 min zt 0,81 min zt
IVIg 0,35 min z 0,34 min z
SClg 0,40 min z 0,39 min z
fSClg 0,04 min z 0,08 min z
Wydatki catkowite, w tym 34,26 min zt 35,14 min zt
IVIg 13,39 min zt 12,94 min zt
SClg 18,99 min zt 18,35 min zt
fSClg 1,88 min zt 3,84 min z

3.2.5. Wydatki inkrementalne

Iiczenﬁi w waiHTAled j

consulting

m malé; hua HTA

dacjg preparaty HyQvia w populaci

B\ HTA:.

consulting

consultin

W przypadku podje pozytywnej decyzji o objeciu re
docelowej analizy w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkéw na leki (w

ramach budzetu na refundacje) i wzrost wydatkéw catkowitych.

Prognozowane wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych wzrosng o ok. 0,27 min zt w pierwszym
roku refundacji i 0,55 min zt w drugim roku refundacji, natomiast wzrost wydatkéw catkowitych jest
nizszy i wynosi odpowiednio 0,22 min zt w pierwszym roku refundacji i 0,45 min zt w drugim roku

refundaciji, co wynika z oszczednosci w zakresie kosztéw podania Ig.

B HTA < B\HITA < B\HITA < I\ HTA

consulting consulting consulting consultin,
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;rnalz'zlr?lg:t.alne wydatki ptatnika w latach 2015-2016 — analiza podstawowa — dane kosztowe z obwieszczenia
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekow, w tym 0,27 min zt 0,55 min zt
tacznie -0,64 min zt -1,31 min zt
Gammagard S/D -0,01 min zt -0,03 min zt
IVig Kiovig -0,49 min zt -1,00 min zt
Privigen -0,04 min zt -0,09 min zt
0 . 0
5 H'lr “gENA o5 0,19 min zk:
tacznie -1,03 min zt
SClg
Subcuvia -1,03 min zt -2,10 min zt
tacznie 1,94 min zt 3,95 min zt
fSClg
HyQvia 1,94 min zt 3,95 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min z
SClg 0,00 min z 0,00 min z
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
Koszty podania, w tym -0,04 min zt -0,09 min zt
IVIg -0,04 min zt -0,09 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min z
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
Koszty monitorowania, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
B\HT, Vi = EEIIA =
SClg . -0,02 min zt -0,04 min z
fSClg 0,04 min zt 0,08 min zt
Wydatki catkowite, w tym 0,22 min zt 0,45 min zt
IVIg -0,70 min zt -1,44 min zt
SClg -1,05 min zt -2,14 min zt
fSClg 1,98 min zt 4,03 min zt

3.2.5.2. Obliczeniaw wariancie bez uwzglednienia marzy hurtowej

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparaty HyQvia w populaciji

docelowej analizy w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkéw na leki (w

ramach budzetu na refundacje) i wzrost wydatkéw catkowitych.

roku refundacji i

o i p@ r!;lo-kl}-ésw

In zt w drugim roku refundacji, n

W LpAn

iast wzrost wydatkéw catkowityc
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nizszy i wynosi odpowiednio 0,18 min zt w pierwszym roku refundacji i 0,37 min zt w drugim roku

refundaciji, co wynika z oszczednosci w zakresie kosztéw podania Ig.

Lalz'ilr?ljr?t.alne wydatki ptatnika w latach 2015-2016 — analiza podstawowa — dane kosztowe producenta
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty lekéw, w tym 0,22 min zt 0,46 min zt
tacznie -0,64 min zt -1,31 min zt

gard S oL 0,03 minzi 4L,

consulting

B\ HTA

consul consulting consultin

IVIg iovig -0,49 min z
Privigen -0,04 min zt -0,09 min zt
g VENA -0,09 min zt -0,19 min zt
tacznie -0,98 min zt -2,00 min zt
SClg
Subcuvia -0,98 min zt -2,00 min zt
tacznie 1,84 min zt 3,76 min zt
fSClg

HyQvia 1,84 min zt 3,76 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min zt 0,00 min zt
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
Koszty podania, w tym -0,04 min zt -0,09 min zt

IVIg b -0,04 min zt -0,09 min zt |

B\HT, scig & 1A - B\HIA

fSClg . 0,00 min zt 0,00 min z
Koszty monitorowania, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg -0,02 min zt -0,04 min zt
SClg -0,02 min zt -0,04 min zt
fSClg 0,04 min zt 0,08 min zt
Wydatki catkowite, w tym 0,18 min zt 0,37 min zt
IVIg -0,70 min zt -1,44 min zt
SClg -1,00 min zt -2,04 min zt
fSClg 1,88 min zt 3,84 min zt

3.2.6. Podsumowanie

BN H T kon BT e

wpltywu na budz

consulting
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consul

Tabela 29.
Podsumowanie wynikéw analizy BIA
Kategoria 2015 2016
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca IVIg na koniec roku
Scenariusz istniejacy 149 152
Scenariusz nowy 141 136
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca SClg na koniec roku
Scenariusz istniejacy 168 171
" Scenariusz nowy 160 154
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca fSClg na koniec roku
Scenariusz istniejacy 0 0
Scenariusz nowy 16 32
Wydatki ptatnika publicznego [min zi] — wariant z uwzglednieniem marzy hurtowej
Scenariusz istniejacy 35,06 35,77
Scenariusz nowy 35,28 36,22
Wydatki inkrementalne 0,22 0,45
Wydatki ptatnika publicznego [min zf] — wariant bez uwzglednienia marzy hurtowej
Scenariusz istniejacy 34,08 34,77
Scenariusz nowy 34,26 35,14
Woydatki inkrementalne 0,18 0,37

consulting

consulting

B\ HTA

consulting

B\ HTA

consulting

B\ HTA

consulting

B\ HTA

consulting
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ANALIZA RACJONALIZACYJINA

Celem analizy racjonalizacyjnej jest wskazanie oszczednosci pozwalajgcych na pokrycie wydatkow
zwigzanych z wzrostem wydatkow w zakresie budzetu na refundacje wynikajacych z podjecia decyzji

o refundacji preparatu HyQvia.

Wzrost ten okreslony zostat na 0,27 min zt w 2015 roku i 0,55 min zt w 2016 roku (0,81 mIn zt w ciagu

dwédch plerwszych Iat ra&;&&t przypadku uwzg dnlem Hﬁwych dla prepa ‘ﬂow

b|I@E€F\19U
d producenta (brak marzy hurto

kosztowe otrzyma dla preparatow firmy Baxter) wy

inkrementalne na leki wynoszg 0,22 min zt w 2015 roku u i 0,46 min zt w 2016 roku (0,68 min zt w

ciggu dwoch pierwszych refundacji).

Zrédtem oszczedno$ci pozwalajgcych na pokrycie $rodkéw zwigzanych z refundacjg Ig w ramach
proponowanego rozszerzenia istniejgcego programu lekowego moga by¢ $rodki finansowe
wygenerowane przez zmiane czestosci preskrypciji poszczegoélnych preparatéw sulfasalazyny, ktéra

wptynie na zmiane poziomu limitu.

W analizie rozwazono sytuacje, w ktorej zamiast preparatu wyznaczajgcego podstawe limitu:
Sulfasalazin EN Krka 100 tabl. a 500 mg, dzieki zmianie czestosci wykorzystania poszczegdlnych
popakowani podstawe limitu wyznaczatoby opakowanie Salazopylin En 100 tabl. a 500 mg. Przy
zatozeniu, ze roczne zuzycie sulfasazalyny w latach 2015-2016 bedzie takie samo, jak w ciggu
ostatnich 12 miesiecy, dla ktérych dostepne sg dane sprzedazowe (lipiec 2013-lipiec 2014), minimalne
datki_NFZ na su_gfasaﬁ ‘I_IITRstepn jest przy,2 poz?emt]_' tnosci,.w obliczepiach
e zaldzenie 8KF&Iné, ci s@uja I8K PrZy 0

zednosci NFZ w sytuacji zmiany limi

oznacza nizsza refundacje NFZ i potencjalnie — mniejsze o )
wyniosg w ciggu 2 lat 33,57 min zt przy zachowaniu biezgcego poziomu limitu i 31,86 min zt przy
ocenianej zmianie podstawy limitu. Oszczednosci w wymiarze 1,72 min zt w okresie 2 lat to wartosé
wystarczajgca do pokrycia wzrostu wydatkéw wynikajgcych z decyzji o refundacji preparatu HyQvia.
Nalezy przy tym zauwazyé, ze oszczednosci te obliczone zostaty w sposdb konserwatywny — przyjeto
w analizie minimalng warto$¢ refundacji NFZ za preparaty sulfasalazyny, a ponadto jako nowg
podstawe limitu nie wybrano najtariszego z dostepnych opakowan, lecz preparat tanszy, ktéry jednak
obecnie jest odpowiednio czesto stosowany i realnie dostepny na rynku (3. co do czestosci wybierane
opakowanie sulfasalazyny). Nie wzieto réwniez pod uwage spadku refundacji mesazalazyny, ktéra

tworzy z sulfasalazyng wspolng grupe limitowa.

Tabela 30.
Podsumowanie obliczen dla analizy racjonalizacyjnej
Wartos¢ refundacji NFZ za g w Wartos¢ refundaciji za preparaty
Zuzycie opakowaniu limitowym ® sulfasalazyny — lata 2015-2016% o dnodei
szczednosci w
sulfasalazyny ; e }
limitu podstawa limitu 2y y 2 y
limitu limitu
19,88 min 0,85 zt 0,80 zt 33,57 min zt 31,86 min zt 1,72 min zt

a) przy zatozeniu 30% odptatnosci pacjenta)
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ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA

5.1. Wplyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych

Immunoglobuliny podawane sa paCJentom w formie wlewu dozylnego lub iniekcji podskorne;

konywanych pogd. nadm cznegosiub sﬁ BT Arzez gacientow ylko

:onsulﬁ consulting
W przyp

dskornych). Podawanie n w formie wlewu doz
koszty zwigzane z hospitalizacjg pacjenta, ktére zostaty ujete

niniejszej analizie.

Dotgczenie do zakresu obecnie dostepnych w programie lekowym dla pacjentéw dorostych
immunoglobulin preparaty HyQvia zredukuje liczbe wykonywanych hospitalizacji w celu podania 1VIg,
co odcigzy szpitalnictwo w Polsce i pozwoli na bardziej racjonalne wykorzystanie zasobow
Swiadczeniodawcow w tym zakresie. Rownoczesnie, pozwoli to na zmniejszenie czestosci Swiadczen
realizowanych w zwigzku z podaniami SClg, dzieki temu, ze preparat HyQvia podawany jest rzadziej
niz inne preparaty podawane podskérnie. Jednoczes$nie finansowanie preparatu HyQvia w ramach

programu lekowego nie spowoduje koniecznosci dodatkowego wyposazenia placowek medycznych.

Analizujac wptyw decyzji o refundacji preparaty HyQvia na organizacje udzielania swiadczen
zdrowotnych nalezy zwréci¢ uwage, ze niezbednym warunkiem prawidiowego prowadzenia terapii

domowej jest odpowiednie wyedukowanie pacjentéw i ich rodzin do samodzielnego podawania

czniczego. DzasHEAy mlegﬁarek ﬂ{s‘e

consulting :onsulﬁng

ypracowanym algorytmom nia w procesie edukacu

ia pac;dh-tow

rod
do terapi
prowadzenia terapii z zastosowaniem immunoglobulin podawanych podskornie, leczenie to moze by

prostsze, bezpieczniejsze i bardziej satysfakcjonujgce dla pacjentéw [32].

W tym konteksScie istotna jest informacja, ze producent preparatu HyQvia posiada wieloletnie
doswiadczenie w systemie edukacji i dostaw domowych produktéw leczniczych. Firma Baxter
Swiadczy takie ustugi w obszarach nefrologii (dializa otrzewnowa) i hematologii (terapia pacjentéw z
hemofilig) w Polsce i na $wiecie. Edukacje prowadzg koordynatorzy Kkliniczni posiadajgcy
wyksztatcenie medyczne. Podczas dedykowanych szkolen wykorzystujg opracowane wewnetrznie
przez dziat medyczny firmy Baxter programy i materiaty edukacyjne. Catkowity koszt tych programéw

edukacyjnych ponoszony jest przez firme Baxter.

Zwraca tez uwage fakt, Zze oprdcz odpowiednich programéw edukacyjnych, z zapewnieniem

odpowiedniej jakosm terapii pacjentow z PNO wigze su;- réwniez potrzeba zapewnienia sprzetu

0, kt’éry um 'EA ne owal‘ﬁe lek b‘le Arz S rzét’byi
a consulting

consulting
anymi preparatami i jednolity, emu raz wyedukowany pacje

kompatybilny
mogt caty czas podawacC sobie lek za pomocg tych samych narzedzi. Wptynie to korzystnie na

bezpieczenstwo podawania leku w warunkach domowych. Firma Baxter jest gotowa zapewnic
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dostawy odpowiedniego jednorazowego sprzetu oraz umozliwi¢ uzyczanie pomp strzykawkowych do

podania leku.

5.2. Aspekty etyczne i spoteczne

Objecie refundacjag w ramach programu lekowego preparatu HyQvia zwiekszy dostep dorostych

pacjentéw do terapii w warunkach domowych, ktéra uznawane jest za forme preferowana, zwigzang z

wyzZszym komforterp pacjenta oraz nizszg absencjg w pracy lub_szkole. Ze

A—’ i,
HTA, AT i oA, -
HyQvia do zakre iejgcego programu lekowego stych pacjentow z PNO. W ba

wzgledéw etyczqiy—{:h i

preferencji i satysfakcji z leczenia terapia fSClg oceniana byta lepiej niz terapia IVIg i SClg [5].

Preparat HyQvia to terapia, z ktérej szczegolnie skorzysta¢ mogg ludzie mtodzi i aktywni zawodowo —

prostota podania leku i rzadkie iniekcje przy wysokiej skutecznosci preparatu pozwalajg na

zminimalizowanie wptywu choroby na codzienng aktywnos$¢ chorych, co przetozy sie na wiekszg

satysfakcje z leczenia, a przez zmniejszenie koniecznosci korzystania z opieki medycznej — moze

mie¢ znaczenie dla ograniczenia kosztéw posrednich.

Tabela 31.

Podsumowanie wynikéw analizy aspektéw etycznych i spotecznych decyzji o zmianie formy finansowania Ig ze

$rodkow publicznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle wynikow analizy kosztéw efektywnosci

Czy koszty efektywnosci réznia sie¢ w poszczegoinych
ﬁpdgrupach?

W analizie nie rozwazano podgrup pacjentow.
2k

consulting

na skutek za

y¢ faweryzo
ych w analizie ekonomicznej

3 consulting 3
Nie zidentyfikowano takic

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektéw spotecznych

Zapewnienie réwnosci dostepu pacjentow o zblizonych
potrzebach do badanej technologii

Zblizona do aktualnie refundowanych interwenciji.

Zaspokajanie niezaspokojonych dotychczas potrzeb grup
spotecznie uposledzonych

Odpowiedz na potrzeby oséb o najwiekszych potrzebach
zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie dostepnej
zadnej metody leczenia

Badana technologia moze stanowi¢ odpowiedz na
niezaspokojone potrzeby dorostych z PNO. Aktualny sposéb
finansowania Ig wymusza u pacjentdéw czeste hospitalizacje,

ktorych mozna unikng¢ przez podawanie podskérne Ig
w warunkach domowych lub konieczno$¢ cotygodniowych
wielokrotnych iniekcji podskornych, ktérych czestos¢ mozna
obnizy¢ dzigki zastosowaniu preparaty HyQvia.

Zgodnos¢ z aktualnie obowigzujacymi regulacjami
prawnymi

Whnioskowana forma finansowania jest zgodna
z obowigzujgcym prawem, wymaga jedynie zmian
w odpowiednich obwieszczeniach Ministra Zdrowia.

Wplyw na prawa pacjenta lub prawa cztowieka

Zblizona do aktualnie obowigzujgcej formy finansowania.

<  B\HTA
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Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow etycznych

Wplyw na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanej

opieki medycznej

Rozszerzenie zakresu dostepnych w programie lekowym opciji
terapeutycznych powinno zwiekszy¢ satysfakcje chorych z
opieki medycznej.

Ryzyko niezaakceptowania zmiany formy finansowania

przez poszczegolnych chorych

Ryzyko jest niewielkie — technologia wigze sie z wygodniejszg
forma podania przy podobnej skutecznosci i profilu
bezpieczenstwa do obecnie stosowanych terapii.

Mozliwos¢ stygmatyzacji chorych

Zblizona do aktualnie obowigzujgcej formy finansowania.

consulting

Mozliwos¢ wywotywania leku

consulting

nia dylematéw moralnyc

Zblizona do aktualnie obowigzujgcej formy finansowania.
Niektorzy pacjenci mogg odczuwac obawy zwigzane,

J2samo m podskémym leku. '

Mozliwos$¢ stwarzania problemoéw dotyczacych pici lub
rodzinnych

Zblizona do aktualnie obowigzujacej formy finansowania.

Koniecznosé¢ szczegdlnego informowania lub
uzyskiwania zgody pacjenta ha podanie leku

Samodzielne podanie leku w iniekcji podskérnej wymaga
szczegotowego szkolenia pacjenta w tym zakresie.

Potrzeba zapewnienia pacjentowi niekrgpujacych
warunkoéw lub poufnosci przy podaniu leku

Zblizona do aktualnie obowigzujgcej formy finansowania.

Potrzeba czynnego udziatu pacjenta w podejmowaniu
decyzji o wyborze terapii

Wybdr sposobu podania leku (dozylnie w warunkach
szpitalnych lub podskérnie w warunkach domowych) wymaga
czynnego udziatu pacjenta.

Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji
pacjenta przy wyborze terapii

Umozliwienie podskoérnego podania leku przy zachowaniu
dtuzszego okresu pomiedzy podaniami umozliwi uwzglednienie
indywidualnych preferencji pacjentéw.

B\ HTA
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PODSUMOWANIE | WNIOSKI

Populacja

Prognozowana liczebnos$¢ populaciji dorostych z PNO stosujgcych Ig wynosi okoto 317 oséb w 2015

roku i wzrasta do okoto 323 oséb w 2016 roku.

ﬂ HTAV przi@adku pod#’eia dﬂHﬂTAdac'i widuje -ﬁ‘e ze@ﬂ]ﬁ@via wany Mﬁzie
mmgdhcjentéw w 201 ggroM201 6roku.

=

Wydatki inkrementalne

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparaty HyQvia w populaciji
docelowej analizy w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkow na leki (w

ramach budzetu na refundacje) i wzrost wydatkéw catkowitych.

W przypadku obliczen uwzgledniajgcych ceny z obwieszczenia MZ (z maksymalng marzg hurtowg),
prognozowane wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych wzrosng o ok. 0,27 min zt w pierwszym
roku refundacji i 0,55 min zt w drugim roku refundacji, natomiast wzrost wydatkéw catkowitych jest
nizszy i wynosi odpowiednio 0,22 min zt i 0,45 min z& w kolejnych latach refundacji. Przy
uwzglednieniu w obliczeniach danych kosztowych producenta (tzn. zatozenie braku marzy dla

preparatéw firmy Baxter) wyznaczony w analizie wzrost wydatkow na leki wynosi 0,22 min zti ,46 min

I . It . i
HI&# w_agmewiedni wiatach @%Iﬂto j st wﬁétké@ﬂ%re S 18 i 2t
w pierwszym ndacji i 0,37 min zt w drugi fundacji, co wynika z oszcze

zakresie kosztéw podania Ig.

Scenariusz istniejacy

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego Ig wydatki ptatnika na leki w populac;ji
dorostych z PNO wyznaczone w analizie wynoszg 33,36 min zt w roku 2015 i 34,04 min zt w 2016
roku w przypadku uwzgledniania w obliczeniach cen z obwieszczenia MZ oraz okoto 32,39 min zt w
roku 2015 i okoto 33,04 min zt w 2016 roku w przypadku przeprowadzania obliczen w oparciu o dane

kosztowe producenta.

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomocg Ig wyznaczone w
analizie to ok. 35,06 min zt w 2015 roku i 35,77 min zt w 2016 roku w wariancie z obliczeniami

szczenia MZ i okoto 34,08 min zt W 2015 roku oraz okoto 34,77 min zt w 2‘016

AN FELA nwuﬂ HTA ﬁ"““

opartymi o ceny z obwie

h
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i
HTA <  B\HTA
cnslipg cyzﬂ objé&eitl"tefd
w ramach rozszerze istniejgcego programu lekowego

Scenariusz nowy

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia w populacji
docelowej w ramach rozszerzenia istniejgcego programu lekowego dla dorostych pacjentow z PNO
wyznaczone w analizie wydatki pfatnika na leki w populacji dorostych wynoszg okoto 33,63 min zt w
2015 roku i 34,58 min zt w 2016 roku w wariancie obliczen opartym na cenach z obwieszczenia MZ i
32,61 min zt w roku 2015 i okoto 33,50 min zt w 2016 roku w wariancie obliczen uwzgledniajgcym

dane kosztowe producenta.

A BN & &
. MENHIA, i m %é
oszacowano na 35,28 min zt w roku 2015 i 36,22 min z ku 2016 w przypadku uwzglednia

obliczeniach bezposrednio cen z obwieszczenia MZ i 34,26 min zt w 2015 roku i 35,14 min zt w 2016

roku w przypadku uwzglednienia w obliczeniach danych kosztowych producenta.

Analiza wrazliwosci

Wyniki analizy wrazliwosci wskazujg na istotny poziom niepewnosci wynikajgcy z ograniczeniami w
zakresie precyzji okreslania dawek immunoglobulin — warianty, w ktoérych réznice pomiedzy dawkami
SClg i fSClg sg odpowiednio najwieksze i najmniejsze to warianty minimalny i maksymalny dla
oszacowan. Realny wptyw na wynik oszacowan majg rowniez parametry rozpowszechnienia terapii
fSClg.

Whnioski

ytm I;g:[!i‘-@ﬁoc

opulacji docelowej analizy spowo
bardzo niewielki wzrost wydatkéw ptatnika publicznego (wzrost do 1,25% rocznie w odniesieniu do
wydatkéw ponoszonych w scenariuszu istniejgcym w zakresie leczenia populacji docelowej w
pierwszych 2 latach refundacji). Zwigzane jest to z faktem, ze preparat HyQvia dostepny jest w cenie
preparatu SClg (zamiana SCIlg na fSClg nie powoduje dodatkowych kosztéw), przy czym
réwnoczesnie jest on drozszy od obecnie dostepnych w programie lekowym preparatéw
immunoglobulin 1VIg. Jednoczesnie nalezy zauwazy¢, Zze zastosowanie preparatu HyQvia wptywa

korzystnie na wygode podania i poziom satysfakcji pacjentéw z leczenia.

B\ HTA
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7. OGRANICZENIA

e Liczbe pacjentdow z PNO w Polsce oszacowano w analizie BIA na podstawie danych
z polskiego rejestru PNO oraz danych dotyczacych Polski z europejskiego rejestru ESID. Dane

z obu zrédet sg niekompletne i dotyczg skumulowanej liczby pacjentéw, tzn. z uwzglednieniem

a HTA acjentéw @_’eje:,rt;ﬁyﬁfl&oprze nich Iatac@_{kt Hﬁ X latach zmarli. mniki 3 HTA

consulting

onwh&lﬂ *eg awdm&) consultin

jnych latach, mogg nie odzwiercie

tgczania pacjentow do rejestru w
rzeczywistej liczebnosci pacjentéw z PNO w Polsce.

e Wartosci odsetka dorostych z PNO oraz odsetka pacjentow z PNO leczonych za pomocg Ig
oszacowano w analizie BIA na podstawie danych z europejskiego rejestru ESID, w ktérym -
obok danych dla Polski - dostepne byly dane dotyczgce innych panstw europejskich.
Uwzglednione w obliczeniach dane zagraniczne mogg odbiega¢ od wartosci wlasciwych dla
warunkéw polskich.

o Wartosci odsetka pacjentéw leczonych za pomocg SCIg i IVIg w scenariuszu istniejgcym oraz
udziatdw poszczegoélnych preparatow IVIg i SClg w leczeniu PNO, w przypadku podjecia
pozytywnej decyzji o finansowaniu Ig w ramach programu lekowego w populacji docelowej
analizy, oszacowano na podstawie danych dotyczgcych zuzycia tych lekéw w ramach programu

lekowego dla dzieci. Tym samym zatozono, ze wartosci tych parametrow w populacji dorostych i

dzieci z PN ) 83 19 j\-/! zywistosci zaiozegf ton i}ﬁp spetnione. Wptyw tego
"P"R B
:onsulﬂng é ﬁ Ms& g I-:lo:!:ﬁ

SClg i IVIg ruje podobne koszty, a poszczego pakowania z obu grup refundowa

w ramach grup o wspoélnym limicie refundaciji.

e Poziom rozpowszechnienia fSCIlg okreslono odwotujgc sie do prognoz uzyskanych od
Zamawiajacego, ktore oparte zostaty o konsultacje z ekspertami i dane o sprzedazy preparatu
HyQvia w innych panstwach europejskich, prognozy te mogg sie jednak charakteryzowac
istotng niepewnoscia.

e W analizie podstawowej zatozono, ze preparat HyQvia zastgepowaé bedzie proporcjonalnie
preparaty z grup IVIlg i SCIlg, poniewaz w poréwnaniu z obiema tymi grupami zastosowanie
fSClg wigze sie z korzyscig wynikajgcg z wygodniejszej formy podania. W rzeczywistosci
zatozenie to nie musi by¢ spetnione i osoby stosujgce w scenariuszu 1VIg i SClg moga wybiera¢
w scenariuszu nowym fSCIg z rézng czestoscia.

e W analizie BIA zatozono, Ze pacjenci, u ktérych podjeto terapie substytucyjng z zastosowaniem

lg, leczeni sg nleprzerwanle do konca zycia. W ,'zeczyW|stOSC| W|ele sposrod niedoborow

e
:onsulﬂng “90 |
przerwac ﬂe substytucyjne ﬂ W

o Wielkos¢ dawki Ig u pacjentdw w populacji docelowej analizy ustalana jest indywidualnie

B\ HTA

consulting

w zaleznosci od odpowiedzi, wynikow badan diagnostycznych oraz stanu klinicznego pacjenta.
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W obliczeniach analizy BIA uwzgledniono dane dotyczace sSredniej wielkosci dawki Ig
zastosowanej w badaniach wigczonych do analizy klinicznej. Rzeczywista wielko$¢ dawki Ig
stosowana w populacji docelowej analizy moze by¢ odmienna od uwzglednionej w analizie.

e Masa ciata u pacjentow z PNO oszacowana zostata w analizie BIA na podstawie danych
o $redniej masie ciata w populacji ogélnej w Polsce w wyréznionych grupach wiekowych.
Uzyskana wielko$¢ obarczona jest niepewnoscig wynikajgcg z przyblizonego charakteru danych
wykorzystanych do usrednienia. Ponadto w analizie przyjeto, ze srednia masa ciata pacjentéw

z PNO nie odbiega od masy ciata w populacji ogélnej w Polsce. Przyjete zatozenie moze nie

emiorie: B\ HTA <  B\HTA <

consulting consulting

B\ HTA

consulting

BN HIA

adzono z perspektywy ptatni nego (NFZ) oraz z tacznej pe
ptatnika publicznego i pacjentdw przy uwzglednieniu wspotptacenia za leki. W oszacowaniach
uwzgledniono wytgcznie koszty bezposrednio zwigzane z terapig za pomoca lg. W analizie nie
uwzgledniono kosztéw leczenia dziatan niepozgdanych, a takze innych kosztéw medycznych
niezwigzanych ze stosowaniem |g oraz kosztéw niemedycznych.

¢ Dane dotyczace kosztéw w analizie BIA przyjeto na podstawie analizy ekonomicznej, w zwigzku
z tym wszystkie ograniczenia analizy ekonomicznej w tym zakresie sg tez ograniczeniami

niniejszej analizy.
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Zgodnie z rekomendacjami podawanie immunoglobulin inno zosta¢ rozpoczete w mome

Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci

DYSKUSJA

Celem niniejszej analizy bylo oszacowanie wydatkéw ptatnika publicznego w przypadku podjecia
pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych preparatu HyQvia w ramach programu

lekowego terapii substytucyjnej z zastosowaniem immunoglobulin (Ig) u dorostych pacjentéw z

ierwotnymi niedo@rami ﬁnﬁi{KNO), ktérzy wyma&ejq teﬁ

odbywa sie pod nadzorem personelu medycznego - w szpitalu lub ambulatorium - natomiast podanie

podskorne moze zosta¢ wykonane samodzielnie przez pacjenta w warunkach domowych.

Podanie leku w warunkach domowych uznawane jest za forme preferowang, zwigzang z wyzszym
komfortem pacjenta oraz nizszg absencjg w pracy lub szkole. Z tego wzgledu wydaje sie zasadnym,
rozszerzenie zakresu mozliwosci podejmowania takiej terapii. Dodatkowym uzasadnieniem dla
podjecia decyzji o refundacji jest fakt, ze preparat HyQvia tgczy w sobie zalety dostepnych obecnie
opcji terapeutycznych: podobnie jak klasyczne preparaty SClg podawany jest w iniekcjach
podskérnych, co umozliwia prowadzenie terapii w warunkach domowych, réwnoczesnie jednak —

podobnie jak 1VIg — zachowuje dziatanie terapeutyczne przez okres 3—4 tygodni.

Poza ograniczeniem czestosci iniekcji, preparat HyQvia ma dodatkowo te przewage nad preparatem

Subcuyvia, ktéry "3?, t jedy i dOStjE ym obecnie w prggramle IekovH_IKNpaqentow dor(iinh

d nsdi@h

opakowan jednos ch leku. Dorosty pacjent o $redn asie ciata przy okreslonych w an

dawkach potrzebuje ok. 6 opakowan preparatu Subcuvia na jedno podanie leku, podczas gdy w
przypadku terapii z zastosowaniem preparatu HyQvia wystarczy¢ mogg mu 2 opakowania leku. W
zestawieniu z czestszymi iniekcjami SClg niz fSCIg, oznacza to bardzo wyrazng poprawe komfortu
terapii. Przewaga preparaty HyQvia w zakresie wygody podania jest jeszcze bardziej wyrazna w
zestawieniu z preparatami 1VIlg, w ktérych przypadku przyjecie leku wymaga hospitalizacji, a wiec

istotnie ogranicza zwyktg aktywnos$¢ pacjentéw.

Poparciem tezy o wygodzie stosowania poszczegdélnych terapii sg wyniki badan preferencji pacjentow:
79% chorych w wieku =14 lat, ktérzy wypeili odpowiedni kwestionariusz preferowato kontynuacje
leczenia fSClg nad IVIg lub SCIlg. Wiekszos¢ pacjentéw byta bardzo zadowolona z terapii fSClg w
odniesieniu do czestotliwosci podania, liczby wklu¢ na miesigc, czasu poswieconego na leczenie w

miesigcu, tatwosci podania, mozliwosci samodzielnego podania i dostosowania leczenia do plany

rozpoznania schorzenia wymagajgcego substytucji Ig i w wiekszosci przypadkéw kontynuowane jest
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do konca zycia. [25-27] W analizie przyjeto, ze wszyscy pacjenci z PNO wymagajgcy leczenia
substytucyjnego za pomocg Ig poddawani sg tego typu terapii. Postepowanie terapeutyczne w trakcie
leczenia okreslono na podstawie zapisdw programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw
odpornosci u pacjentow dorostych z PNO” i odpowiednich ChPL dla preparatéw Ig. W terapii z
zastosowaniem immunoglobulin dawka leku dobierana jest indywidualnie w zaleznosci od odpowiedzi
na terapie, wynikow odpowiednich parametréw laboratoryjnych oraz stanu klinicznego pacjenta.
Ponadto wielkos¢ pojedynczej dawki leku jest Scisle uzalezniona od masy ciata pacjenta. Z uwagi na

spos6b dawkowania Ig w analizie BIA dawkowanie lekow okreélono na podstawie danych

It i
HTIAapo ch w*ﬁadanlﬂlllnlm ch d%' ana@ ” mase “ciata
pacjentow z ocelowej okreslono na pods ch GUS dotyczacych popu j

w Polsce.

Najwiekszym zrodtem niepewnosci w analizie BIA wydaje sie by¢ oszacowanie liczebnosci populacii
docelowej. Dostepne dane dotyczace liczby pacjentow zarejestrowanych w polskim rejestrze PNO
oraz dane dotyczgce Polski w europejskim rejestrze ESID znaczaco roznity sie. Zaobserwowane
rozbieznosci mogty wynika¢ ze sposobu gromadzenia danych w obu rejestrach, ale takze z réznic
w kryteriach diagnostycznych stosowanych w Polsce i zagranicg oraz braku wspétpracy miedzy
poszczegolnymi osrodkami leczenia PNO w Polsce. Warty podkre$lenia jest wcigz niski poziom
Swiadomosci analizowanej jednostki chorobowej u pacjentéw i lekarzy pierwszego kontaktu. Czynnik
ten jest wymieniany jako jedna z przyczyn stanu, w ktérym choroba wykrywana jest w Polsce
stosunkowo rzadko i najczes$ciej po kilku latach od pojawienia sie jej pierwszych objawow. Co wiecej,
oszacowania odsetka pacjentéw dorostych wsréd wszystkich pacjentéow z PNO oraz odsetka
acjentow Ieczon)@ im IQb, 11'1

Knl - W warunkacﬂ_{brak kﬁif nych w tym zakr(:ﬁe -
zwigzku z ograniczeniami do nych danych w trakcie wyznac

warunkow polskich

[o]

liczebnosci populacji docelowej konieczne bylo przyjecie szeregu zatozeh. Z uwagi na wplyw
liczebnoéci populacji docelowej na prognozowane wydatki ptatnika publicznego w kolejnych latach
analizy w analizie dokonano alternatywnych oszacowan przy uwzglednieniu réznych zrédet danych.
Uzyskane wyniki wskazuja, ze niezaleznie od wykorzystanych w obliczeniach Zrddet danych oraz

przyjetych zatozen wnioski jakosciowe ptyngce z analizy sg zbiezne.

W analizie wykazano, ze objecie refundacjg w programie lekowym preparatu HyQvia spowoduje
bardzo niewielki wzrost wydatkow ptatnika publicznego w kolejnych latach (koszt terapii fSClg jest taki
sam jak koszt terapii SClg, jest jednak wyzszy niz koszt terapii IVIg). Przede wszystkim jednak — przy
tak minimalnej zmianie budzetu, objecie refundacjg preparatu HyQvia wptynie na zwiekszenie
komfortu pacjentéw i zmniejszenie liczby wizyt w szpitalu. Wieksza satysfakcja z leczenia moze sie
przektada¢ na Iepsza wspoétprace pacjenta i w dalszej konsekwencji - na poprawe, wynikow terapii.

¢ samodﬁelnegﬁw A teraplisv domu ez kﬁ ji to zKolei

consulting :onsulﬂng

zakreS|e codziennych a w tym — pracy zawodo

ozli

Znaczne U

potencjalnie — moze przynies$¢ korzy$¢ w obszarze kosztow posrednich.
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ZESTAWIENIE WERYFIKACYJNE ANALIZY ZE WZGLEDU NA
MINIMALNE WYMAGANIA MINISTERSTWA ZDROWIA

Tabela 32.
Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 02.04.2012 r. dla analizy wptywu
na budzet i analizy racjonalizacyjnej

Wymaganie

Rozdziat Strona/Tabela .‘\\ HTA

§2.

Informacje zawarte w analizach musza by¢ aktualne na dzien ztoZzenia wniosku, co
najmniej w zakresie skutecznosci, bezpieczenstwa, cen oraz poziomu i sposobu
finansowania technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych.

|

Dane w zakresie cen lekéw oraz sposobu

finansowania ocenianych technologii s
aktualne na dzien ztozenia wniosku

§ 6.1 Analiza wptywu na budzet zawiera:

Oszacowanie rocznej liczebnosci populaciji:

a. Obejmujgcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana
technologia moze by¢ zastosowana

Rozdz. 1.2 str.11

b. Docelowej, wskazanej we wniosku,

Rozdz. 2.5i3.1 str.24i 37

c. W ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana,

Rozdz. 1.2 str.11

oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja (...)

Rozdz. 3.1.2 Tabela 22

consuli

oszacowanie aktualnych rocznych wydatkdow podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen (...) ponoszonych na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem
skiadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, o ile wystepuje;

Rozdz. 1.2 Tabela 3

consultin

B\ HTA < B\HTA

ilosciowg prognoze rocznych wydatkdw podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen (...), jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z
wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do spraw
zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja (...)

Ro0zdz.3.2.1 str.39

ilosciowg prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen (...), jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z
wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowigcej refundacje ceny
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do spraw
zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacjg (...)

Rozdz. 3.2.2 str. 41

oszacowanie dodatkowych wydatkéw (...), jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentdow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
stanowigcych réznice pomiedzy prognozami (...)

Rozdz. 3.2.5 str. 43

minimalny i maksymalny wariant oszacowania (...)

Rozdz. 12.1 str. 65

zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano
oszacowan (...) oraz prognoz (...)

Rozdz. 2 str. 22

consull

wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano oszacowan
(...) oraz prognoz (...), w szczegdlnosci zatozen dotyczacych kwalifikaciji
wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia podstawy
limitu,

consultin

5 HTA str. 2248 s HTA

consulting

10.

dokument elektroniczny, umozliwiajacy powtdrzenie wszystkich kalkulacji,
w wyniku ktérych uzyskano oszacowania (...) oraz prognozy (...)

Rozdz. 2.2 str. 23
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Wymaganie Rozdziat Strona/Tabela

§6.2

Oszacowania (...) oraz prognozy (...) dokonywane sg w horyzoncie czasowym

witasciwym dla analizy wplywu na budzet. Rozdz. 2.4 str. 23
§6.3

Oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktérych mowa w

ust. 1 pkt 4 i 5, dokonuje sie w szczegdlnosci na podstawie oszacowan, o ktérych

mowa w ust. 1 pkt 1i 2. (...). Jezeli nie jest mozliwe przedstawienie wiarygodnych Rozdz. 2.5 str. 24

oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1 i 2, analiza wptywu na budzet moze
zawiera¢ dodatkowy wariant, w ktérym oszacowania te uzyskano w oparciu o inne

B\ HT, ™ B\HTA = [ £ pP\HTA

:ons\.ﬂt § 64 ‘ consultin,
Jezeli wnioskowane warunki 1. z uwzglednieniem  proponowanego nd nd ]
objecia refundacjg obejmujg instrumentu dzielenia ryzyka

instrumenty dzielenia ryzyka
(...), oszacowania (...) oraz
prognozy (...) powinny byc¢ 2. bez uwzglednienia proponowanego
przedstawione w instrumentu dzielenia ryzyka
nastepujacych wariantach:

nd nd

§65

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujg utworzenie nowej,
odrebnej grupy limitowej, analiza wplywu na budzet zawiera wskazanie dowodoéw nd nd
spetnienia wymagan, o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy.

§6.6

Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg obejmujag kwalifikacje do wspolnej,
istniejgcej grupy limitowej, analiza wptywu na budzet zawiera wskazanie dowodow
spetnienia kryteridw, o ktérych mowa w art. 15 ust. 2 i wymagania, o ktérych mowa
w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy

Rozdz. 1.5 str. 15

§ 7.1 Analiza racjonalizacyjna zawiera:

N\ 1. przedstawienie rozwigzan, o ktorych mowa w art. 25 pkt 14 lit. ¢ tiret S 4{, -
.‘\ I-!,:!:{ czwarte oraz w art. 26 pkt 2 lit. j ustawy wraz z oszacowaniami 5\ Iﬁ!m .‘\ HTA

N o N , consultin,
dowodzgcymi zasadnosci tych rozwigzan

2. zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano

., Rozdz. 4 str. 47
oszacowan (...)

3. wyszczegglmeme wszystkich zatozen, na podstawie ktorych dokonano Rozdz. 4 str. 47
oszacowan (...)

4. dokument elektroniczny, umozliwiajgcy powtdrzenie wszystkich kalkulaciji, Rozdz 4 str. 47

w wyniku ktérych uzyskano oszacowania (...)

§7.2

Jezeli rozwigzania, o ktoérych mowa w ust. 1 pkt 1, obejmujg tworzenie odrebnych
grup limitowych dla refundowanych technologii, analiza racjonalizacyjna zawiera nd nd
wskazanie dowodoéw, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy.

§7.3

Jezeli rozwigzania, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1, obejmujg kwalifikacje
refundowanych technologii do wspolnej grupy limitowej, analiza racjonalizacyjna
zawiera wskazanie dowodow spetnienia kryteridow, o ktérych mowa w art. 15 ust. 2
ustawy i wymogu, o ktérym mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ustawy.

Rozdz. 2.11 Str. 36

§ 8. Analizy, o ktérych mowa w §1, musza zawierac:

B\ HTA

consulting

.\‘ \ I-!,:!:{ 1. dane bibliograficzne wszystkich  wykorzystanych publikacji, 2z consulting
zachowaniem stopnia szczegétowosci umozliwiajgcego jednoznaczng Rozdz. 9
identyfikacje kazdej z wykorzystanych publikaciji;
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Wymaganie Rozdziat Strona/Tabela

2. wskazanie innych zrédet informacji zawartych w analizach, w
szczegollnosci aktow prawnych oraz danych osobowych autoréw Rozdz. 9 str. 57
niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i opinii.

_£ BHIA e ¢ B\HIA . [¥ BB\HIA

: oooo Ifing ::::: ting <Ay 2wl 4 cONSsU ting <4 ey 2wl 42 cONSsU Iting

B\ HTA L& BRHTA ¥ BB\HIA |+ BB\HITA

consul ing <Ay $— el 42 consul ing <4y $— el 42 consul Itin,

B\ HTA _£ BRHTA ¥ BB\HIA - |¥ BB\HIA

consul ing <4y $— el 4 consul ing <Ay $— el 4z consul Itin,
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3 HTArecyzialub pewnoscia. 3 HTA

consulting

ANEKS

Analiza wrazliwosci

W analizie wrazliwosci przedstawiono, w jakim zakresie mogag sie zmienia¢ wydatki ptatnika

i pacjentéw, jesli zmianie bedag podlegac¢ parametry, ktérych nie udato sie oszacowac¢ z wystarczajgca

consulting consulting

Ponizej w formie larycznej przedstawiono parame dlegajgce zmianie w poszczego

wariantach analizy wrazliwosci, wraz z zakresem zmian oraz ich uzasadnieniem.

Tabela 33.
Parametry jednokierunkowej analizy wrazliwosci
Parametr Wariant Wartos¢ parametréow Uzasadnienie
Liczba AO Liczebnos¢ populacji docelowej oszacowana na podstawie danych z polskiego
o rejestru PNO oraz polskich danych w europejskim rejestrze ESID.
pacjentow Rozdz. 2.5
ZPNOw Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej przy braku uwzglednienia
Polsce Al A L
Smiertelnosci.
Odsetek BO Oszacowanie odsetka na podstawie danych z rejestru ESID dla roku 2013.
pacjentow
Rozdz. 2.5
leczonych za ) .
pomoca Ig B1 Prognoza dla roku 2016 na podstawie danych z rejestru ESID dla lat 2006-2013.
Odsetek .
pacjentéw Cco 5% w roku 2015 i 10% w roku 2016 Rozdz. 2.9
leczonych za ! !
pomocq fSCIg consulting ‘ consulting
w scenariuszu ‘ 10% w ro w roku 2016
nowym
Odsetek . )
dorostych z DO Warto$¢ oszacowana na podstawie danych z komunikatéw DGL.

PNO leczonych

consul

za pomoca IVig Rozdz. 2.7
oraz SClg - D1 Petne rozpowszechnienie SClg w populaciji dorostych.
s. istniejacy
EO Wartos¢ srednia na podstawie danych z badan klinicznych.
Dawka Ig El Warto$¢ minimalna na podstawie danych z badan klinicznych.
przypadajaca i . L
na 1 kg masy E2 Warto$¢ maksymalna na podstawie danych z badan klinicznych. Rozdz. 2.10
ciata pacjenta E3 Wartosé na podstawie badania Ochs 2006 [29].
E4 Wartos$¢ na podstawie badania Thepot 2010 [30].
FO Na podstawie danych z GUS.
Srednia masa = Oszacowanie wydatkéow inkrementalnych pfatnika publicznego zwigzanych ze
ciata pacjentow wzrostem $redniej masy ciata pacjenta o 1 kg. Rozdz. 2.10

Wartosé rﬁéjmaln

z PNO .@,

consulting consulting

g

Ponizej przedstawiono wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci.
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Tabela 34.
Catkowite wydatki ptatnika w populacji dorostych — scenariusz nowy [min zi] — analiza wrazliwosci — uwzgledniona marza hurtowa
Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant
2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016
Analiza podstawowa 1,94 3,95 12,18 11,77 19,51 18,86 35,28 36,22
Wariant Al 2,62 5,32 16,50 15,86 26,43 25,41 47,79 48,81
Wariant B1 2,12 4,32 13,31 12,87 21,33 20,61 38,56 39,59
! 4 | M I,
Wariant g1 7 2 s 7.81 o
B\HTA ant &4 A 5.92 £ HTA ¢ 3551

consulfing

40,31
Wariant E1 1,11 2,27 6,99 6,75 12,72 12,29 22,47 22,95
Wariant E2 2,19 4,47 13,79 13,32 23,17 22,39 40,80 41,83
Wariant E3 1,67 3,40 10,50 10,14 22,88 22,11 36,70 37,30
Wariant E4 2,17 4,43 13,65 13,19 15,64 15,12 33,11 34,37
Wariant F1 1,94 3,95 12,18 11,77 19,51 18,86 35,28 36,22
Wariant F2 1,96 4,00 12,35 11,93 19,78 19,12 35,74 36,70
Wariant F3 1,69 3,44 10,62 10,26 17,01 16,44 30,97 31,78
Tabela 35.
Inkrementalne wydatki ptatnika w populacji dorostych [min zi] — analiza wrazliwosci — uwzgledniona marza hurtowa
_ Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant

2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016

B\HIA

fawowa BN
consulting taWOWa ‘ consulting’

= ERNRIA

-0,87

M AL

-1,39 -2,82

9,

0,61

Wariant B1 2,12 4,32 -0,70 -1,43 -1,12 -2,29 0,24 0,50

Warian 2,62
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Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant

2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016
Wariant C1 3,87 5,92 -1,28 -1,96 -2,05 -3,14 0,44 0,68
Wariant D1 1,94 3,95 0,00 0,00 -1,94 -3,95 0,00 0,00
Wariant E1 1,11 2,27 -0,37 -0,75 -0,67 -1,37 0,03 0,06
Wariant E2 2,19 4,47 -0,73 -1,48 -1,22 -2,49 0,20 0,41
Wariant E3 1,67 3,40 -0,55 -1,13 -1,20 -2,46 -0,13 -0,27
Wariantﬂé,’ 053&1,

B\ HT,

consulting

_0 éczmulﬂng

0’4éonsulﬂng

Wariant F2 1,96 4,00 -0,65 -1,33 -1,04 -2,12 0,23 0,46
Wariant F3 1,69 3,44 -0,56 -1,14 -0,90 -1,83 0,19 0,38
Tabela 36.
Catkowite wydatki ptatnika w populacji dorostych — scenariusz nowy [mlIn zi] — analiza wrazliwosci — brak marzy hurtowej
Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant
2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016
Analiza podstawowa 1,84 3,76 12,18 11,77 18,58 17,96 34,26 35,14
Wariant A1 2,50 5,07 16,50 15,86 25,17 24,20 46,40 47,34
Wariant B1 2,01 4,11 13,31 12,87 20,31 19,63 37,45 38,40
Wariant C1 3,69 5,64 11,54 11,12 17,61 16,96 34,44 35,32
Wariant D1 1,84 3,76 0,00 0,00 35,02 33,85 37,67 38,43
B\ HTA ariant BY B\ HIA 1N HTA:; 21, BHIA
13,79 22,07 21,33 40,55
Wariant E3 1,59 3,24 10,50 10,14 21,79 21,06 35,53 36,09
HTA Consulting 2015 (www.hta.pl) Strona 67




Analiza wplywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpormosci

Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant

2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016

Wariant E4 2,07 4,21 13,65 13,19 14,90 14,40 32,26 33,44

Wariant F1 1,84 3,76 12,18 11,77 18,58 17,96 34,26 35,14

Wariant F2 1,87 3,81 12,35 11,93 18,84 18,21 34,71 35,59

Wariant F3 1,61 3,28 10,62 10,26 16,20 15,66 30,08 30,84

B\ HTA- HTA = BBR\HTA
conseMih ki ika mpulé&ﬂ'ﬂ&ohrazh ci — "i‘ﬁﬂ'ﬁ?a h ‘°""‘"'“" ~ - consulting «
Koszty fSClg Koszty IVIg Koszty SClg Wydatki catkowite
Wariant

2015 2016 2015 2016 2015 2016 2015 2016

Analiza podstawowa 1,84 3,76 -0,64 -1,31 -0,98 -2,00 0,18 0,37

Wariant A1 2,50 5,07 -0,87 -1,76 -1,32 -2,69 0,24 0,49

Wariant B1 2,01 4,11 -0,70 -1,43 -1,07 -2,18 0,20 0,40

Wariant C1 3,69 5,64 -1,28 -1,96 -1,96 -2,99 0,36 0,55

Wariant D1 1,84 3,76 0,00 0,00 -1,84 -3,76 0,00 0,00

Wariant E1 1,06 2,16 -0,37 -0,75 -0,64 -1,30 0,01 0,02

Wariant E2 2,09 4,26 -0,73 -1,48 -1,16 -2,37 0,15 0,31

Wariant E3 1,59 3,24 -0,55 -1,13 -1,15 -2,34 -0,16 -0,32

Wariant E4 2,07 4,21 -0,72 -1,47 -0,78 -1,60 0,52 1,06

Wariant F‘1 1,84 3,76 -0,64 -1,31 ‘ -0,98 -2,00 0, 18 0,37

B\ HTA xanee By HIA < 5t B HEIA ) HTA:0 on°  BBVHTA

-0,56 -0,85 -1,74 0,31
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12.2. Populacja docelowa

Podsumowanie

Uwzglednienie zatozen wariantdéw analizy wrazliwosci dotyczgcych liczebnosci pacjentéw z PNO w
Polsce (wariant Al) i wielkosci dawki Ig przypadajgcej na 1 kg masy ciata pacjenta (wariant E4), a
takze zatozen wariantu ze zwigkszonym rozpowszechnieniem fSCIg w populacji docelowej (wariant
C1) zwigzane jest z istotnym wzrostem wydatkéw inkrementalnych wzgledem wartosci wyznaczonych

w analizie podstawowej. Jednoczesnie — w najbardziej pesymistycznym wariancie (wariant E4) wzrost

kosztow w ciggu Z-d.lft nie Erzekracza — tacznie -—1,8 min z}. Z kolei uwzglednienie zatozen wariantow

—

przypadajgcej na asy ciata pacjenta (warianty E Sredniej masy ciata pacjentéow
F2) zwigzane jest z istotnym spadkiem wydatkéw wzgledem wartosci wyznaczonych w analizie
podstawowej. W przypadku wariantu z najkorzystniejszg proporcjg dawek pomiedzy fSClg a SClg
(wariant E3) w analizie prognozuje sie oszczednosci w przypadku refundacji preparatu HyQvia,
dodatkowo, w przypadku wariantu, w ktérym w scenariuszu istniejgcym pacjenci stosujg wytgcznie

SClg, koszty inkrementalne wynoszg 0.

Wyniki analizy wrazliwosci wskazujg, ze wariant E3 jest wariantem minimalnym — przy zatozeniu
minimalnej réznicy pomiedzy dawkowaniem SClg i IVIg w oparciu o dane z odnalezionych badan,
uzyskuje sie oszczednosci wynikajgce z refundacji preparatu HyQvia. Wariant E4 to wariant

maksymalny oszacowan.

Pozostate z uwzglednionych wariantéw nie wptywajg znaczaco na wyniki przeprowadzonej analizy lub

4 0

B\ HTA ﬁ"‘* B\ HTA L™

ich wptyw jest niemﬁlki.

Populacje docelowg niniejszej analizy stanowig dorosli pacjenci z pierwotnymi niedoborami

odpornosci (PNO), ktérzy wymagaja leczenia substytucyjnego za pomocg immunoglobulin (1g).

Szacowanie liczebnosci populacji docelowej w Polsce w kolejnych latach analizy przeprowadzono
w trzech etapach, w ktérych kolejno wyznaczono:

¢ liczbe pacjentéw z PNO,

e liczbe dorostych z PNO,

¢ liczbe dorostych z PNO, ktérzy wymagajg leczenia substytucyjnego z wykorzystaniem Ig.

W kolejnych rozdziatach przedstawiono zrodta danych oraz szczegétowy opis przeprowadzonych

obliczeh Wykonanych w celu prognozy liczebno$ci obu rozwazanych pOpU|aCjI pacjentéw z PNO

\ H:!:&I PO |ataCh4@15 2@ consulting ﬁ :onsulﬂng ﬁ
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12.2.1. Zrédta danych

Oszacowanie liczebnosci populacji dorostych:
e zapisy prawne dotyczace leczenia PNO w Polsce:
o opis obowigzujgcego programu lekowego ,Leczenie pierwotnych niedoboréw odpornosci
u dorostych” [6],
o zarzadzenie Prezesa NFZ z dnia 19 grudnia 2013 r. (nr 89/2013/DS0OZ) w sprawie

okreslenia - warunkdéw zawierania i realizacji uméw w rodzaju: leczenie szpitalne

. . . J— . e : e
zpozrieisiymi B HTA ﬁ B\ HTA ﬂ
Europejskiego Towarzys 6w Odpornosci (Europea r

Immunodeficiencie, ESID) [17],

e polskie badania obserwacyjne oraz informacje prasowe odnalezione w ramach przeszukan

bazy danych Medline (przez PubMed) oraz zasobéw Internetu [12-16, 33—-35],

e dane Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ):

o dostarczone przez konsultanta krajowego w dziedzinie immunologii klinicznej dane
dotyczace $wiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin, ktére zostaly
wygenerowane z systemu informatycznego NFZ [10]:

o komunikaty Departamentu Gospodarki Lekami (DGL) NFZ (dane dla okresu lipiec 2012

roku - lipiec 2014 roku), za posrednictwem serwisu Ikar Pro [21].

Zapisy prawne dotyczace leczenia PNO w Polsce

substytucyjnego z mocg Ig u dorostych pacjentéow NO w ramach leczenia szpitaln
postuzyty do okreslenia obowigzujgcego sposobu postepowania w analizowanej populacji chorych w

Polsce.

Rejestr Europejskiego Towarzystwa Niedoboréw Odpornosci

W rejestrze Europejskiego Towarzystwa Niedoboréw Odpornosci (European Society for
Immunodeficiencies, ESID) gromadzone sg dane dotyczgce liczby pacjentéw z PNO z podziatem na
poszczegoblne wskazania, a takze grupy wiekowe i zastosowane schematy terapeutyczne u pacjentéw

z PNO z wybranych panstw europejskich (w tym Polski) oraz Egiptu i Izraela.

Wséréd osrodkdéw wspodtpracujgcych z rejestrem ESID znajdujg sie dwie placéwki z Polski. W 2004
roku wspétprace z rejestrem rozpoczgt Oddziat Immunologii Kliniki Gastroenterologii, Hepatologii
SWTAW 2005 roku powstat

O’z OWEH{ Brz
dane z warszawskiego osrodka i w 2005 roku zastgpit go"w ramach rejestru ESID (jako Rej

Narodowy). W 2005 roku do rejestru dotgczyt réwniez Oddziat Immunologii Klinicznej Polsko-
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Amerykanskiego Instytutu Pediatrii Collegium Medicum Uniwersytetu Jagielloriskiego w Krakowie,
ktérego dane sg raportowane niezaleznie od danych z Rejestru Narodowego. [24] W lipcu 2014 roku
w rejestrze ESID znajdowalo sie tgcznie 19 355 chorych z PNO ze 119 osrodkéw wspoipracujgcych z
rejestrem, w tym 690 pacjentéw pochodzito z Polski (560 z Rejestru Narodowego i 130 z osrodka
krakowskiego).

Polskie badania obserwacyjne i informacje prasowe

paidzieébika MCF' 'Ijﬂonan

2 ystemat)&knegﬂsm baz
niu_polskich “badan o

3HTAV dniu,

:onsulﬂvﬁu bme

w Polsce. Zastosowa

edline (pfzez 3 HTA

consultin

dot)?zacycﬁ"sﬂ'&by pa
strategie przedstawiono w Tabela 38.

-Srfrljea(iLe;isaSWyszukiwania danych dotyczacych populacji chorych na PNO w Polsce zastosowana w bazie Medline

Lp. Zapytanie Liczba wynikow
#4 #1 AND #2 AND #3 28

#3 polish OR poland OR poles 276 185

#2 incidence OR abundance OR morbidity OR prevalence OR burden 2 499 605

"primary immunodeficiency" OR "primary immunodeficiencies" OR "primary immunodeficiency
syndrome" OR "primary antibody deficiency" OR "antibody deficiency syndrome" OR "antibody
deficiency syndromes" OR "immunologic deficiency syndrome" OR "agammaglobulinemia” OR
"ataxia telangiectasia" OR hypogammaglobulinemia OR "common variable immunodeficiency" OR "X 27 674
linked combined immunodeficiency" OR "X linked immunodeficiency disease" OR "severe combined
immunodeficiency" OR "severe combined immunodeficiency syndrome" OR "Wiskott-Aldrich
#1 syndrome" OR dysgammaglobulinemia OR "louis-bar syndrome"

Data przeszukania: 6 pazdziernika 2014

B\ HT,

consulting consulting consulting

B\ HTA

consultin

Ponadto przeprowadzono dodatkowe, niesystematyczne przeszukanie zasobdéw Internetu
w poszukiwaniu danych pozwalajgcych na okreslenie liczby pacjentéw z PNO i struktury schematow
terapeutycznych stosowanych w tym wskazaniu w Polsce. W wyniku przeszukania odnaleziono:

e cztery polskie badania obserwacyjne (Bernatowska 2003 [12], Bernatowska 2006 [13], Wolska-
Kusnierz 2005a [14] oraz Wolska-Kusnierz 2005b [15]), w ktérych raportowano liczbe pacjentéw
zarejestrowanych w polskim rejestrze PNO prowadzonym od 1980 roku przez Oddziat
Immunologii Kliniki Gastroenterologii, Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum
Zdrowia Dziecka” w Warszawie,

¢ informacje prasowe:

o opublikowane na stronach internetowych Polskiej Grupy Roboczej ds. PNO [16] oraz
Uniwersyteckiego Szpitala Dzieciecego w Krakowie [36],

o opublikowane w zwigzku ze Swiatowym Tygodniem Pierwotnych Niedoboréw Odpornosci

335+ B\HTA <  BB\HTA &

consulting consulting

B\ HTA

consulting

B\ HTA

consulting

Odnalezione polskie™badania obserwacyjne wykorzystano analizie BIA do oszacowania lic

pacjentow z PNO w Polsce, zas dane pochodzace z informacji prasowych uwzgledniono w analizie
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przy walidacji liczby pacjentéw z PNO leczonych za pomocg Ig oraz odsetka pacjentéw, u ktdrych

leczenie substytucyjne prowadzone jest za pomocg SClg.

Dane NFZ dotyczace swiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin

Informacje zawarte w piSmie NFZ z dnia 12 listopada 2013 roku, ktére dostarczono przez konsultanta
krajowego w dziedzinie immunologii klinicznej [10], dotyczg sposobu rozliczania terapii oraz liczby
dorostych pacjentow, u ktérych podjeto terapie substytucyjng za pomoca lg w ramach lecznictwa
0. Zgod&f_e z Eﬂ Flz‘t zone dokumeq& Iecﬂ' L'.“h acje odbywéﬁ,sie
5,591 .00‘0"1“4%"1 o X

dwoma innymi Swiadczeniami: 5.52.01.0001464 Hospitalizacja zwigza

zpital

consult

iami |mmunogTobu in,

W rama
sumowane Zz
z przetoczeniem krwi, produktéw krwiopochodnych w tym immunoglobulin oraz 5.52.01.0001467
Hospitalizacja wytgcznie w Oddziale Anestezjologii i Intensywnej Terapii. Zgodnie z obowigzujgcym
woéwczas stanem prawnym [20] preparaty wykorzystywane w powyzszych swiadczeniach powinny byc¢

stosowane zgodnie z odpowiednimi charakterystykami produktéw leczniczych.

W dostarczonym pismie NFZ przedstawiono dane wygenerowane z systemu informatycznego NFZ
dotyczace liczby pacjentéw (niepowtarzalne nr PESEL) i liczby hospitalizacji zwigzanych
z wykonaniem sSwiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin oraz warto$ci wykonania tej
procedury w latach 2009-2012. Dane przedstawiono tgcznie, bez podziatu na wskazanie, w ktérym
zastosowano Swiadczenie, dla nastepujgcych rozpoznan (wskazane jako zasadnicze Ilub
wspdtistniejgce u pacjentow z PNO):

e D80 Niedon/Qy odpornosci z przewagg defektu odpornosci humoralnej,

e DB80.3 Wybidrczy niedobdr podklas immunoglobulin G (IgG),

e D80.5 Niedobdr odpornosci ze zwigkszonym stezeniem immunoglobulin M (IgM),

e DB80.6 Niedobdr przeciwciat ze stezeniem immunoglobulin zblizonym do normy lub
Z hiperimmunoglobulinemia,

e DB80.8 Inne niedobory odpornosci z przewagg defektéw przeciwciat,

e DB80.9 Nieokreslony niedobdr odpornosci z przewazajgcym defektem przeciwciat,

e D82.0 Niedobdr odpornosci skojarzony z innymi powaznymi wadami,

o DB82.1 Zespodt Wiskotta-Aldricha,

e DB82.3 Zespdt Di George'a,

o DB82.4 Zespdt hiperimmunoglobulinemii E(IgE),

e D82.8 Niedobdr odpornosci skojarzony z innymi okreslonymi powaznymi wadami,

D82.9 Nleo@’slon ornosci skqarzony_z{ pow

Ienlﬂledﬂbﬂ"’@dN consulting ﬁ
zmienny niedobdr odpornosci z przewagg zaburzen funkcji lub liczebn

e DB83.0 Pospo
komorek B,
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e D83.1 Pospolity zmienny niedob6r odpornosci z przewagg zaburzen dotyczacych
immunoregulacyjnych komérek T,

¢ D83.8 Inne pospolite zmienne niedobory odpornosciowe,

e D83.9 Nieokreslony pospolity zmienny niedobdr odpornosci,

e D84.8 Inne okreslone niedobory odpornosci.

Przytoczone dane postuzyty w analizie BIA do walidacji wynikéw oszacowania liczby dorostych

pacjentéw z PNO leczonych za pomocg Ig w Polsce.

Komunika

Comiesieczne komunikaty Departamentu Gospodarki Lekami zamieszczane na stronie NFZ dotyczg
wartosci refundacji poszczegdlnych substancji czynnych stosowanych w programach lekowych oraz
w chemioterapii. W analizie BIA wykorzystano dane pochodzace z komunikatow, w ktdrych
raportowano wartos¢ wykonanych swiadczeh w okresie od lipca 2012 roku do lipca 2014 roku (do
czerwca 2012 w komunikatach DGL nie raportowano danych dotyczgcych liczby sprzedanych

opakowan). Dane z komunikatéw uzyskano za posrednictwem serwisu lkar Pro [21].

Przytoczone zrédto danych zostato wykorzystane w analizie BIA do oszacowania odsetka pacjentow,
u ktdrych leczenie substytucyjne prowadzone bedzie w ramach istniejgcego programu lekowego za
pomocag SClg oraz do oszacowania udziatdw poszczegdlnych preparatéw Ig w populacji docelowej

analizy.

[ ) HT&“ *:,LTA.E,N B\ HTA ﬁ* B\ HTA

12.2.2.1. Populacja pacjentéw z PNO w Polsce

W trakcie prac nad analizg BIA zidentyfikowano nastepujgce zrédta danych dotyczgcych liczby
pacjentow z PNO w Polsce:

e dane z europejskiego rejestru ESID [17],

e dane dotyczace polskiego rejestru PNO raportowane w odnalezionych badaniach

obserwacyjnych [12-16].
Przytoczone zrodta réznity sie w zakresie raportowanych danych.
Poréwnanie dostepnych danych

Dane dotyczace liczby pacjentow z PNO w Polsce zgromadzone w ramach rejestru Europejskiego

3 HTAO Niedé%oré@rl‘tg!:" E Sl Zit %wocseHTA - 3 HTA

consulting consultin,

Narodo estru utworzonego w 2005 ro golnopolski rejestr PNO przy
Immunologii Kliniki Gastroenterologii, Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum

Zdrowia Dziecka” w Warszawie,
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e Oddziat Immunologii Klinicznej Polsko-Amerykanskiego Instytutu Pediatrii Collegium Medicum

Uniwersytetu Jagiellonskiego w Krakowie.
Dane z obu zrédet raportowano w rejestrze w sposéb niezalezny.

W lipcu 2014 roku w rejestrze ESID znajdowato sie fgcznie 690 pacjentéw z Polski, w tym dane o 560
osobach dostarczono z Narodowego Rejestru, zas dane o 130 osobach pochodzity z osrodka
krakowskiego. W ponizszej tabeli zestawiono szczegdtowe dane z obu polskich osrodkow

s I_!:!:Aaportowane w reje%trze Eﬁ.‘\R HTA : -d.if 3 HTA : -d.if 3 HTA

consulting consulting consultin,

Tabela 39.
Liczba pacjentéw z Polski w europejskim rejestrze ESID

Kategoria 2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014
Rejestr Narodowy 164 283 307 318 483 536 549 562 562 560
Krakéw X 57 72 81 90 93 117 124 128 130
Lacznie 164 340 379 399 573 629 666 686 690 690

W wyniku przeszukania bazy informacji medycznych Medline (przez Pubmed) odnaleziono
4 publikacje, w ktorych dostepne byly dane dotyczace liczby pacjentéw zarejestrowanych w polskim
rejestrze PNO prowadzonym od 1980 roku przy Oddziale Immunologii Kliniki Gastroenterologii,

Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka” w Warszawie.

W ponizszej tabell zestaW|ono szczegotowe dane dotyczace polskiego rejestru PNO okreslone na

BNHIA onycn B BT B\HTA = B HTA
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Tabela 40.
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce na podstawie polskich badan obserwacyjnych
Rok Liczba pacjentéw z PNO Zrédio?
1988 103 Wolska-Kusnierz 2005 [15]
2000 608 Bernatowska 2006 [13]
2002 729 Bernatowska 2003 [12]
2004 783 Wolska-Ku$nierz 2005a [14]
2005 946 Wolska-Kusnierz 2005b [15]
2006 842 Bernatowska 2006 [13]
2008 1097 Polska Grupa Robocza ds. Niedoboréw

Odpornosci [16]

a) we wszystkich odnalezionych badania raportowano liczbe pacjentéw zarejestrowanych w rejestrze PNO prowadzonym od 1980 roku przez
Oddziat Immunologii Kliniki Gastroenterologii, Hepatologii i Immunologii Instytutu ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka” w Warszawie

RENHIA, = BRHTA. oo PR HTA,

w polskim rejestrz NO oraz wartosciami

B\ HTA

consulting

kiego rejestru ESID pochodzg
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z Narodowego Rejestru utworzonego przy instytucie ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka”

w Warszawie, a takze migedzy przytoczonymi podmiotami.

Dane z obydwu zrodet dotyczg skumulowanej liczby pacjentéw z PNO zarejestrowanych w kolejnych
latach raportowania. Oznacza to, ze dane dla poszczegdlnych lat obejmujg zaréwno pacjentéw nadal
zyjacych w danym roku, jak réwniez pacjentow, ktorzy zostali zarejestrowani w latach wczesniejszych,
a ktoérzy zmarli w kolejnych latach. W zwigzku z powyzszym, liczba pacjentow z PNO w Polsce

okreslona na podstawie obu zestawdw danych jest najpewniej zawyzona.

MENHIA, i MENHIA, i
i Immunologii Ins ,LPomnik Centrum Zdrowia Dziec Warszawie. Do 2005 roku jednos

byta jedynym os$rodkiem zajmujacym sie diagnostyka i leczeniem PNO w Polsce [37]. W zwigzku
z tym dane zgromadzone w tym czasie najpewniej sg petne. Po 2005 roku w Polsce powstato wiele
osrodkéw zajmujacy sie PNO, m.in. w Krakowie, todzi i Bydgoszczy. Aktualnie na terenie Polski
dziata okoto 25 osrodkéw tego typu. W sSwietle dostepnych informacji o braku wspétpracy miedzy
osrodkami [37], ktére nie przekazujg danych do rejestru krajowego, nalezy uznaé, ze liczba pacjentow
z PNO w Polsce prognozowana na podstawie danych raportowanych po 2005 roku w rejestrze

krajowym najpewniej jest niedoszacowana.

Warto podkresli¢, ze Instytut ,Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka” w Warszawie przeznaczony jest
w gtéwnej mierze do leczenia dzieci. Jednoczesnie do 2012 roku w Polsce nie byly dostepne osrodki
diagnostyczne i terapeutyczne przeznaczone dla dorostych pacjentéw z PNO. W zwigzku z tym

wszyscy chorzy z analizowanej populacji, niezaleznie od wieku, najpewniej leczeni byli w osrodkach

h. Majge: lizie BIALprzy] tawioge dane doty)
jqd.powya.wzﬁze w_analizie &przyjselp!iﬁ awi ane dotyczg
no dzieci, jak i dorosiyc!~. ‘

Na potrzeby opracowywanej analizy BIA dokonano poréwnania danych z obu uwzglednionych zrédet.

populacji

Analizowane zestawy danych roznity sie znaczaco w zakresie okresu raportowania. Dostepne dane
z polskiego rejestru PNO dotyczg okresu od 1988 do 2008 roku, zas polskie dane z rejestru ESID
dostepne sg dla kolejnych lat od 2005 do 2013 roku. W zwigzku z powyzszym poréwnania dokonano
jedynie dla kolejnych lat 2005—-2006 oraz roku 2008, dla ktérych dane raportowane byly w obu

zrédtach. W ponizszej tabeli przedstawiono poréwnanie analizowanych wartosci.

Tabela 41.
Poréwnanie danych dotyczacych Polski z rejestru ESID i danych z polskiego rejestru PNO w zakresie liczby pacjentéw
z PNO w Polsce

Rok Dane z polskiego rejestru PNO Dane z rejestru ESID
2005 946 164
2006 842 340

consulting

2008 .
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Analiza liczby pacjentéw z PNO w Polsce okreslona na podstawie danych z rejestru ESID oraz
polskiego rejestru PNO wykazata znaczne rozbiezno$ci. Przyczyng zaobserwowanych rdznic
najpewniej jest sposéb gromadzenia danych uwzgledniony w poréwnywanych rejestrach. Zaréwno
w polskim rejestrze PNO, jak réwniez w rejestrze ESID dane raportowano w sposéb skumulowany,
a zatem rzeczywista liczba pacjentéw z PNO w Polsce w kolejnych latach byta najpewniej nizsza —
czes¢ pacjentéw zmarta, co nie zostato odnotowane w przedstawionych danych. Jednoczes$nie dane
raportowane w polskim rejestrze PNO gromadzono od 1980 roku, podczas gdy w rejestrze

europejskim dane z Polski gromadzono od 2004 roku. Ponadto wartosci raportowane w kolejnych

ozow#{"ych

w okresie dz estru. Oznacza to, ze czes w z PNO zdiagnozowanyc

w latach 1980-2003 nie zostata najpewniej uwzgledniona w ramach rejestru ESID.

Uzasadnienie to znalazio potwierdzenie w wynikach oszacowania liczby pacjentéw z PNO witgczonych
do kazdego z rejestrow w kolejnych latach ich dziatania. Na podstawie analizy dostepnych danych
zaobserwowano, ze liczba pacjentéw w kazdym z rejestréow rosta w sposob liniowy przez kilkanascie
lat przy czym w ostatnich latach, dla ktérych dostepne dane pochodzg wytgcznie z rejestru ESID,
dynamika ta spadta. W zwigzku z tym prognozowang liczbe pacjentow z PNO w roku 2014, prognoza
liczby nowych pacjentéw rejestrowanych w latach 2015 i 2016 oparta zostata natomiast o regresje

logarytmiczng opartg o dane z rejestru ESID.

W obliczeniach nie uwzgledniono danej raportowanej w polskim rejestrze PNO dla 1988 roku, z uwagi

na jej znaczacg rozbieznos¢ wzgledem trendu wartosci okreslonych dla pozostatych punktéw

czasowych (patrz Tabela 40). Zaobserwowana niska Ilczba paCJentow z PNO w Polsce dla tego roku

I % S|ed6’raz

niewystarczajg

W przeprowadzonych obliczeniach przyjeto, ze dane z rejestru ESID dotyczg konhca kolejnych Ilat
raportowania. Istotnym ograniczeniem danych z polskiego rejestru PNO zaprezentowanych
w odnalezionych pracach byt brak doktadnych informacji dotyczgcych miesigca raportowania danych.
W zwigzku z tym w przypadku, gdy w badaniu nie podano informacji w tym zakresie w obliczeniach

przyjeto, ze raportowana liczba pacjentéw z polskiego rejestru PNO dotyczy stanu na koniec roku.

Na podstawie danych z obydwu analizowanych rejestréw metodg regresji liniowej wyznaczono
wartosci wspotczynnikow kierunkowych. W celu weryfikacji dopasowania wykorzystanego modelu
liniowego do kazdego z analizowanych zestawdéw danych w ramach przeprowadzonych obliczen
okre$lono wartosci  wspotczynnika determinacji  (R%). Wyniki przeprowadzonych oszacowan

zestawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 42.
Poréwnanie wynikéw regresji liniowej dla danych dla Polski z rejestru ESID i danych z polskiego rejestru PNO
w zakresie liczby pacjentow zarejestrowanych w kolejnych latach

Rejestr Wspétczynnik kierunkowy R®
Polski rejestr PNO 60 93%
Rejestr ESID 58 88%

dnoczesnie — na‘podsigwi '
HTA® SP BN
:onsulﬁlzm (o] _fzw@fk'ﬂ"z t

Dopasowanie modelu liniowego w obydwu analizowanych przypadkach byto wysokie. Oznacza to, ze
zasadpione jest p&yjeciﬂcftlam PNO, kmtzy zm’f do rejestru w koleﬁych

cjentd
consulting

owanego modelu liniow

consulting,

latach je wspotczynnikowi kierun

Wyniki uzyskanych oszacowan opracowane na podstawie poréwnywanych zrédet danych prowadzity
do zblizonych wynikéw. Tym samym, niezaleznie od wykorzystanego zestawu danych, $rednia liczba
pacjentow z PNO wtgczonych do rejestru w kolejnych latach jego dziatania w okresie do 2014 roku
wynosita okoto 60 osob. Parametr ten jest niezbedny do okreslenia liczby obecnie zarejestrowanych

pacjentow.

Dane w europejskim rejestrze ESID raportowano w krotszym okresie niz dane w polskim rejestrze
PNO. Ponadto ich wykorzystanie w analizie BIA wigzatoby sie z ryzykiem pominiecia czesci pacjentow
z PNO zdiagnozowanych w latach 1980-2003. W zwigzku z tym dalsze oszacowania w analizie
oparto na danych z polskiego rejestru PNO. Z uwagi na wyniki przeprowadzonych poréwnan danych

z obydwu rejestréw w tym zakresie, przyjete podejscie ma niewielki wptyw na wyniki analizy.

o rejestru ESID afl_gina azveyZe tempo tego przw‘gstu

sZIEMZbyaidlho
na danych z rejestru ESID (dan

(w latach 2015-20

polskiego rejestru PNO nie obejmujg ostatnich kilku lat i nie jest w nich widoczny opisany spadek

wykorzystano regresje logarytmicz

dynamiki przyrostu pacjentéw). Zgodnie z tg prognoza, liczba nowych pacjentéw diagnozowanych w

najblizszych latach bedzie na poziomie 22-24 pacjentdw rocznie.

Tabela 43.
Prognoza liczby pacjentéw diagnozowanych w latach 2015-2016 - regresja logarytmiczna w oparciu o dane z polskiego
rejestru ESID

Wartos¢ z prognozy logarytmicznej R?
Liczba nowych pacjentéw w roku 2015 22
95%
Liczba nowych pacjentéw w roku 2016 24

Zgodnie z kryterlaml wigczenia pacjentéw do anallzowany{ch rejestrow PNO w analizie BIA przyjeto

55 po R stru MBS Ao

anych pacjentéw z PNO.

e

liczbie nowo zdi
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Ocena tego trendu pozwala oczekiwac, ze w przyszioéci liczba diagnozowanych pacjentéw bedzie
mniejsza (w ostatnich latach przyrost byt nizszy), jednak do okreslenia liczebnosci populaciji w oparciu
o dane z mozliwie dlugiego okresu i dostepnych danych niezbedne jest okreslenie sredniej dynamiki w

catym ocenianym okresie.

Obliczenia

Na podstawie wyniku przeprowadzonych powyzej oszacowan w analizie BIA przyjeto, ze w kolejnych

latach po 2000 roku,sre

dnia liczba nowo zdiagnozowanyc&pacjentéw z PNO w Polsce wynosita glioio

ol HIA = EB\HIA

Zgodnie z danymi z odnalezionych badan obserwacyjnych w 1988 roku w Polsce zarejestrowanyc

B\ HTA

consultin

byto 103 pacjentéw z PNO. Warto$¢ ta znalazta sie wyraznie ponizej trendu okreslonego na podstawie
wartosci dla pozostatych punktéw czasowych (po 2000 roku) raportowanych w odnalezionych pracach
(patrz Tabela 40). Z tego wzgledu w obliczeniach analizy BIA wykonanych dla roku 2000 i lat

wczesniejszych zdecydowano sie na zastosowanie odmiennej metodyki.

Przyjeto, zgodnie z danymi z odnalezionych badarn obserwacyjnych, ze do stycznia 2001 roku do
polskiego rejestru PNO wigczonych zostato 608 pacjentéow. Liczbe pacjentéw zdiagnozowanych
w kolejnych latach 1980-1987 oraz 1988-2000 wyznaczono przy zatozeniu rownomiernego witgczania
pacjentow do rejestru (tj. jako iloraz liczby pacjentéw nowo zdiagnozowanych w danym okresie
i dlugosci tego okresu liczonego w latach). Przyjeto tym samym zafozenie, ze w kolejnych latach
1980-1987 i 1988-2000 liczba zdiagnozowanych przypadkéw PNO byta stata.

B\ HTA HTA diaifozo HE{AW
obliczeh. Warto$ci te wyko

O

j be&esta@

okresach wyr

B\ HTA

consulting consulting consultin,

h na potrzeby przeprowa

w oszacowaniu liczby pacjentéw z PNO w Polsce.

gfsgll?:ﬁézba nowo zdiagnozowanych pacjentéw w latach 1980-2016 uwzgledniona w analizie BIA
Okres Liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw - rocznie
1980-1987 13
1988-2000 39
2001-2014 60°
2015 24
2016 22

a) warto$¢ opracowana za pomocg metody regresji liniowej na podstawie danych z polskiego rejestru PNO, spéjna z danymi z polskiego rejestru
ESID

3 HTeryj odejécid*;‘;oparg Ic':tﬁ\

consulting consulting

Smierte - esnie mozna oczekiwa

iagnozo&&énych@omPNO ie uwzgl&dnia 3HTA

consulting consultin,

u z wystepujgcymi w

powiktaniami [5], $miertelno$¢ w ocenianej populacji jest Wyzsza niz w populacji ogélnej W ce

wiarygodnego oszacowania liczebnosci populacji pacjentéw z PNO w Polsce w kolejnych latach
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analizy oszacowano $miertelno$¢ w analizowanej populacji chorych. W rejestrze ESID raportowano
dane dla poszczegdlnych lat 2006-2014 w zakresie liczby pacjentéw zarejestrowanych oraz liczby
pacjentow zyjgcych w danym roku (okreslonej jako suma liczb pacjentéw w poszczegdélnych grupach
wiekowych wyodrebnionych w danych rejestru). Przytoczone wartosci dotyczyly populacji tgcznej
wszystkich pacjentéw w rejestrze. Dane tego typu okreslone wytacznie dla pacjentéw z Polski nie byty

dostepne.

W obliczeniach przyjeto zatozenie, ze roczne prawdopodobienstwo przezycia opisane jest za pomoca

ozktadu wyktadnigZego. mzlj_ﬁ-ﬁ prawdopodobienstwo pm&iﬂmjnych tach jest state.
dlzﬁorych"’a"'gtepn

nstwo przezycia pacjentow z PNO.

consulti

ie dane w réjestrze

roczne prawdopodo arto$¢ tego parametru w danym ro
przyjeto jako iloraz liczby pacjentéw zarejestrowanych rejestrze w latach poprzednich, ktérzy w danym
roku nadal zyjg (ij. réznica liczby pacjentow w rejestrze, zyjacych w danym roku i liczby pacjentow,
ktérzy zostali wigczeni do rejestru w tym roku) oraz liczby pacjentow w rejestrze w danym roku,

zgodnie ze wzorem:
~ M1 = (Nepqs — Ne)

ng
gdzie:
ng liczba pacjentdéw zyjacych w roku t,
N, liczba pacjentow zarejestrowanych w rejestrze w roku t.

Wartoéci rocznego prawdopodobiehstwa przezycia uzyskane na podstawie danych z rejestru ESID

kole

Roczne prawdopodobienstwa przezycia u pacjentéw z PNO oszacowane na podstawie danych z rejestru ESID

B\ HTA

Parametr 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014

Roczne prawdopodobienstwo przezycia
pacjentéw z PNO 91,13% 94,52% 95,73% 97,80% 97,39% 96,22% 97,74% 99,37%

Oszacowane wartosci rocznego prawdopodobienstwa przezycia pacjentéw z PNO do 2010 roku majg
trend rosngcy, a nastepnie stabilizujg sie i nie wskazujg na istnienie liniowej zaleznosci pomiedzy
wartosciami w kolejnych latach. W zwigzku z tym w obliczeniach analizy wykorzystano roczne
prawdopodobiehstwo przezycia pacjentéw z PNO okreslone na podstawie danych z rejestru ESID dla
roku 2013. Zastosowanie wysokiego prawdopodobienstwa przezycia z roku 2013 roku do obliczen
rébwniez w poprzednim okresie ma ponadto charakter konserwatywny (prowadzi do ewentualnego
qych

przeszacowania Ilcgby pacjentéw z PNO). Z uwagi na przybllzony charakter przeprowadzo

wplyw na wyniki analizy (w roku 2014 wyznaczone z danych prawdopodobienstwo przezycia to
99,37%).
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Podsumowujac, w celu oszacowania liczby pacjentéw z PNO w Polsce w latach 2015-2016 w analizie

BIA przyjeto nastepujgce zatozenia:

e liczba nowo zdiagnozowanych pacjentow w kolejnych latach 1980-1987 wynosita okoto 13
pacjentow (tak, aby na poczatku 1988 roku osiggnac¢ raportowang liczbe 103 pacjentéw z PNO
w Polsce, patrz Tabela 44),

e liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw w kolejnych latach 1988-2000 wynosita okoto 39
pacjentow (tak, aby przy uwzglednieniu danych dla roku 1988 na poczgtku 2001 roku osiggngc
raportowana I|czbe, 608 paCJentow z PNO w Polsce, patrz Tabela 44),

WO%Iag@ cons Iﬂng J IataElH:cmsulﬂng

pacjento ie z wynikami obliczen oprac za pomocg metody regres;ji lin

nos’ﬁ! 60 3 HTA

consultin
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podstawie danych z polskiego rejestru PNO, patrz Tabela 44),

e liczba nowo zdiagnozowanych pacjentdow w kolejnych latach odpowiada prognozie na
podstawie trendu logarytmicznego w oparciu o dane z polskiego rejestru ESID (22-24 nowo
zdiagnozowanych pacjentéw rocznie),

e roczne prawdopodobienstwo przezycia pacjentow z PNO jest state i rowne wartosci
oszacowanej na podstawie danych z rejestru ESID dla 2013 roku (w przypadku pacjentow
zdiagnozowanych przed 2014 rokiem) lub 100% (w przypadku pacjentéw zdiagnozowanych
w latach 2014-2016) — zatozenia konserwatywne wptywajgce na ewentualnie przeszacowanie

liczby zyjgcych pacjentéw z PNO.

W oparciu o przyjete zatozenia liczbe pacjentéow z PNO w Polsce w latach 2015-2016 obliczono

y: B H f\ s-ﬁ« B\ HTA
p )

w sposéb nastepujacy:
Al

B\ HIA ﬁ =

t=4
gdzie:
a, Srednia liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw z PNO w kolejnych latach 1980-1987,
a, srednia liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw z PNO w kolejnych latach 1988-2000,
as Srednia liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw z PNO w kolejnych latach 2001-2014,
ay prognozowana liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw z PNO w roku 2015,
as prognozowana liczba nowo zdiagnozowanych pacjentéw z PNO w roku 2016
p roczne prawdopodobienstwo przezycia pacjentéw z PNO,
S; liczba pacjentéw z PNO w Polsce w roku t (t = 2015,2016), stan na koniec roku.

Wyn|k| oszacowania liczby paCJentow z PNO w Paolsce przedstawmno w pomzszej tabeli.

B HT A czba oo FPEAW odsi 15BN AT A2 ek oo SN HTA
. edstawione wartosci zosta zystane w wariancie pods

1189 pacjen

opracowanej analizy BIA.
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Tabela 46.
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce w latach 2014-2016 (stan na koniec roku)
Parametr 2014 2015 2016
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce 1070 1094 1116

I'!:!:&ko i %h o@c‘a‘l%ﬂe Z\Ci %acjemlF!MNi

Analiza wrazliwosci

Prognoza liczby paCJentow z PNO w Polsce na lata 2015-2016 przeprowadzona w oparciu o dane

0 rejestd.b PNﬂH cjestru ESID ﬂ Az przgeciem szd:egu

consulting :onsulﬂng

{ozen oraz wykorzystanie zroznicowanej jakosci.

polski Riskie

opisanyc

w trakcie prac nad analizg BIA zdecydowano sie przeprowadzi¢ alternatywne oszacowania:

e bez uwzglednienia zatozen dotyczgcych $miertelnosci pacjentow z PNO oszacowanych na
podstawie danych z rejestru ESID w wariancie podstawowym opracowanej analizy BIA,

e przy uwzglednieniu danych o wartosci wspotczynnika chorobowosci PNO na podstawie danych

Z rejestru ESID.

Wyniki alternatywnych oszacowan liczby pacjentow z PNO w Polsce w latach 2015-2016

uwzgledniono w analizie wrazliwosci opracowanej analizy BIA.

Oszacowania bez uwzglednienia $miertelnosci pacjentéw z PNO

Z uwagi na charakter danych opisanych w rejestrach PNO (dane nie uwzgledniajg zgonéw pacjentéw)

w obliczeniach przeProwadzonych w wariancie podstawovy‘ym niniejszej analizy uznano za konieg{zne

Z poprawnoscia podejscia oraz z doktadnosci zonego prawdopodobienstwa
w analizie wrazliwoéci, w ktorej przeprowadzono alternatywne oszacowanie liczby pacjentéw z PNO
w Polsce przy braku uwzglednienia smiertelnosci pacjentéw z PNO. Oznacza to, ze opisane powyzej
obliczenia zastosowano przy zatozeniu, ze roczne prawdopodobienstwo przezycia pacjenta z PNO
jest rowne 100%. Oszacowanie liczby pacjentéw z PNO w oparciu o przytoczone zatozenie
uwzgledniono w analizie wrazliwosci opracowanej analizy BIA (wariant A1). Uwzglednione wartosci

przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 47).

Tabela 47.
Liczba pacjentow z PNO w Polsce w latach 2015-2016 (stan na koniec roku) — wartosci wykorzystane w analizie
wrazliwosci

Parametr Wariant 2015 2016

Podstawowy 1094 1116

Liczba pacjentéw z PNO w Polsce
Al | 1479 1500

= “Be\HIA = "B\ HIA =

consulting consulting
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Oszacowania z uwzglednieniem chorobowosci PNO

Zgodnie z danymi, ktére opublikowano na stronie internetowej rejestru ESID czestos$¢ rozpoznawania
PNO w Polsce wynosi 1,44 na 100 000 mieszkancow. Majgc na uwadze wielko$¢ populacji Polski,
mozna stwierdzi¢, ze wspotczynnik ten oszacowany zostat na podstawie danych raportowanych tylko
dla jednego z dwoch polskich osrodkéw wspétpracujgcych z tym rejestrem (tzn. przy uwzglednieniu
danych z Rejestru Narodowego). Przy uwzglednieniu danych z obydwu polskich osrodkow

wspotpracujacych z ESID, chorobowos¢ PNO w Polsce wynosi okoto 1,77 na 100 000 mieszkancéw.

3 HTRIa pordwnania @,ﬂoécwmwo wSpo zynnika,‘ﬁaportﬁ Hrrjﬁtrze ID dla Francji 3 HTA

consulting consulting consultin,

I°Hisz powﬁnio 593" szkancow, “7as “dia
na 100 000 mieszkancow (Tabela 4

odpowiednio 0,07 i O,

Nalezy podkresli¢, ze réznice te nie wynikajg najpewniej z faktycznie wyzszej chorobowosci PNO
w panstwach Europy Zachodniej. Dla przyktadu we Francji zarejestrowanych jest 5268 pacjentéw
(populacja ok. 65,7 min), w Hiszpanii 2370 (populacja ok. 47,27 min), na Ukrainie 33 (populacja
ok. 45,59 min), zas$ na Biatorusi 67 pacjentow (populacja ok. 9,46 min). Roznice sg
najprawdopodobniej wynikiem braku odpowiedniej wiedzy o niedoborach odpornosci, gtéwnie wsréd
lekarzy pierwszego kontaktu i pediatréw oraz trudnosciami w zdiagnozowaniu PNO. [37] Co wiecej,
w krajach z niskg wykrywalnoscia PNO wystepuje zapewne niedoboér osrodkéw diagnostycznych

(w Polsce istnieje obecnie okoto 25 osrodkéw leczenia niedoboréw odpornosci).

Tabela 48.
Czestos¢ wystepowania PNO na 100 000 mieszkancéw, dane z rejestru ESID

.‘\\ HT. Parnstwo Liczba pacjentéw z PNO na 100 000 mieszkarncow h‘ HTA

consul . consulting consultin
Austria - 1,08 i
Biatorus 0,58

Czechy 1,90
Francja 5,93
Hiszpania 4,94
Holandia 3,93
Niemcy 1,98
Polska 1,44
Stowacja 1,01
Szwecja 1,00
Ukraina 0,07
Wegry 3,68
Wielka Brytania : 3,71

/4 /4
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Jednoczesnie aktualnie prowadzone sg akcje informacyjne i szkolenia majgce na celu uswiadomienie
spoteczenstwa oraz zwiekszenie rozpoznawalnosci PNO w Polsce [38]. Po przeprowadzeniu akciji
tego typu najpewniej wzrosnie swiadomosé o chorobie i u czesci dotychczas niezdiagnozowanych
pacjentdw choroba zostanie rozpoznana, przez co liczebnos$é populacji pacjentow z PNO w Polsce
moze wzrosngc¢. Nie sposoéb jednak oceni¢ efektéw tego typu kampanii, a w szczegdlnosci rozmiaréw
mozliwego wzrostu populacji ocenianej w analizie. W zwigzku z tym w analizie BIA nie zdecydowano
sie na oszacowanie liczby niezdiagnozowanych dotychczas pacjentéw z PNO w Polsce.

ulacﬁépacjs H-rﬂc Polsié“e 3 HTA &

consulting

Odsetek dorostych wsrod pacjentéw z PNO w Polsce oszacowano w analizie BIA na podsta
danych dotyczacych struktury wiekowej pacjentdéw w rejestrze ESID raportowanych dla lat 2006-2014.
Przytoczone wartosci dotyczyly populacji tagcznej wszystkich pacjentéw w rejestrze. Szczegdtowe
dane okreslone wylgcznie dla pacjentéw z Polski nie byly dostepne. Dane z polskiego rejestru PNO
opisane w poprzednim rozdziale nie uwzgledniaty struktury wiekowej. W trakcie prac nad analizg nie
zidentyfikowano réwniez polskich, wiarygodnych danych pozwalajgcych na wyznaczenie liczby
dorostych z PNO w Polsce. Z tego wzgledu na potrzeby przeprowadzonych oszacowan wartosci

omawianego parametru skorzystano z danych zagranicznych.

Odsetek dorostych wsréd pacjentéw z PNO wyznaczono dla kolejnych lat 2006-2014 przy zatozeniu
rébwnomiernego rozkfadu pacjentéw w grupie wiekowej od 16 do 19 lat, tzn. zaktadajgc, ze potowa
pacjentow w tej grupie jest w wieku 18 lat lub powyzej. Wartosci uzyskane dla kolejnych lat 2006—

2014 rosng I|n|owo jednak powodem tego_stanu najpewnlej Jest starzenle SIQ pOpu|aCJI paCJentow

t estru 3&'&% n|e ze now
z PNO w Polsc owny wartosci odsetka oszaco dla 2014 roku na podstawie

zrejestru ESID. Wartos¢ ta zostata uwzgledniona w analizie BIA w oszacowaniu liczby dorostych

pacjentéw z PNO w Polsce.

Szczegotowe zestawienie uwzglednionych danych oraz wynikéw przeprowadzonych oszacowan dla

kolejnych lat 2006—2014 przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 49.
Rozktad pacjentéw w poszczegoélnych grupach wiekowych w rejestrze ESID
Wiek 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014
<5 331 419 548 944 994 985 889 697 530
5-9 645 1131 1523 2081 2340 2516 2540 2535 2345
10-15 564 1038 1348 1808 2233 2694 2935 3215 3446
16-19 287 524 724 956 1164 1323 1401 1570 3?,80
TA <
20-29 394 724 976 1316 1655 1971  nsuiP%8T
30-39 188 385 507 772 976 1117 1232 1505 1
40-49 148 313 441 694 863 1043 1151 1394 1441
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Tabela 51.
Rozktad populacji w rejestrze ESID ze wzgledu na rodzaj zastosowanej terapii PNO, N (%)
Stosowany lek 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014
Brak leczenia za 1460 2847 3930 4961 5415 5815 5860 6065 6384
\ H-r, pomoca lg (51,83%) (56,54%) (57,84%) (58,04%) (55,73%) (53,77%) (51,86%) (49,35%) (49,64%) '\\ HTA
consul ‘

| 1357 2188 2865 3587 4301 4999 5440 6225 6476
9 (48,17%) (43,46%) (42,16%) (41,96%) (44,27%) (46,23%) (48,14%) (50,65%) (50,36%)

Analiza wptywu na budzet i analiza racjonalizacyjna. Immunoglobuliny w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpormosci

Wiek 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014
50-59 121 235 315 504 655 776 890 1148 1236
>59 140 266 413 627 879 1062 1247 1677 1810
Odsetek
?vsigokszl{g; 40,26% 43,4% 44,36%  42,26%  47,71%  49,16%  51,19%  55,68%  57,50%

a) wartosci wyznaczone przy zatozeniu rownomiernego rozktadu pacjentéw w grupie wiekowej 16—19 lat

W wyniku zastosowanla oszacowanej wartosci odsetka dorostych wsrod paCJentow z PNO do

' wczgghlej Nxﬁw

w Polsce w 2

N

consulting

niesie 629 pacjentéw i wzros 1 pacjentéw w 2016 roku.

Oszacowanie liczby pacjentéw z PNO z podziatem na wiek pacjenta przedstawiono w tabeli ponize;j.

Tabela 50.
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce w latach 2015-2016 z podziatem na wiek (stan na koniec roku)
Parametr Populacja 2015 2016
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce Dorosli 629 641

12.2.2.3. Populacja pacjentow leczonych immunoglobulinami

Zgodnie z wytycznymi leczenia PNO nie u wszystkich pacjentdéw z rozwazanej populacji chorych

wymagane jest leczenie substytucyjne za pomoca Ig. W trakcie prac nad analizg nie zidentyfikowano

rﬁ a:jacych na okres‘b_g;nle
ypunsu

czacych udziatéw poszczegdlnych

olskich, wiarygoc‘iﬂych

consultingyy a ru wyzna

ematéw terapeutycznych stosowa

podstawie danych
w leczeniu PNO raportowanych w europejskim rejestrze ESID. Dane opublikowane w tym zakresie na
stronie internetowej ESID dotyczg udziatu terapii substytucyjnej z zastosowaniem Ig w populacji
zyjacych pacjentow w rejestrze w kolejnych latach 2006—-2014. Przytoczone wartosci dotyczyly
populacji fgcznej wszystkich pacjentow w rejestrze. Analogiczne dane okreslone wylgcznie dla

pacjentéw z Polski nie byty dostepne.

Wartosci odsetka pacjentéw leczonych za pomocg Ig (niezaleznie od formy podania leku) w kolejnych

latach 2006—2014 zaczerpniete z danych rejestru ESID przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Zgromadzone wartosci odsetka pacjentdw leczonych za pomocg Ig w kolejnych latach poczatkowo
spadajg (dla lat 2006-2009), a nastepnie rosng w sposoéb liniowy. W ostatnich latach: 2013-2014 jest
to niemal jednakowy odsetek. Zgodnie z publikowanymi informacjami [15] wskazanie do leczenie
substytucyjnego zalezy w gtéwnej mierze od typu niedoboru odpornosci rozpoznanego u pacjentow,
dlatego warto$¢ tego parametru nie powinna podlegaé znacznym zmianom w kolejnych latach.
Obserwowany na podstawie przytoczonych danych z rejestru ESID wzrost tej wartosci w ostatnich
latach wynika najpewniej z rozszerzenia dostepu do Ig w terapii PNO w poszczegdélnych panstwach

wspotpracujgcych z rejestrem. Z tego wzgledu w wariancie podstawowym obliczen przeprowadzonych

consulting

Ogolny trend wartosci odsetka pacjentéw z PNO leczonych za pomocg Ig raportowanych w rejestrze
ESID dla lat 2009-2014 byt rosngcy. Oznacza, to ze przyjeta w analizie podstawowej warto$¢ tego
parametru moze by¢ zanizona. Niepewnos¢ zwigzang z zastosowanym podejsciem zbadano
w analizie wrazliwosci, w ktérej przeprowadzono obliczenia przy zatozeniu, ze odsetek pacjentow
leczonych za pomoca Ig w kolejnych latach analizy réwny jest warto$ci wyznaczonej dla roku 2016
metodg regresiji liniowej na podstawie danych z rejestru ESID dla lat 2009-2014.

Uwzglednione w analizie BIA wartosci analizowanego parametru przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 52.
Wartos¢ odsetka pacjentow leczonych za pomoca Ig uwzgledniona w analizie BIA
Parametr Odsetek pacjentow leczonych za pomocg Ig
Ahaliza oL 36% e

consulting

zliwosci (wariant B1)

consulting

55,04%

consul

Wartos¢ ta zostata wykorzystana w analizie BIA do oszacowania liczby dorostych z PNO w Polsce, u
ktérych stosowane jest leczenie Ig. W wyniku jej zastosowania do oszacowanej wczes$niej liczby
dorostych pacjentéw z PNO w Polsce (opisanych w rozdz. 12.2.2.2) uzyskano, ze leczenie
substytucyjne z wykorzystaniem |g bedzie stosowane u okoto 317 dorostych pacjentéow z PNO

w Polsce w 2015 roku oraz u 323 pacjentéw z tej populacji w 2016 roku.

Oszacowanie liczby pacjentow z PNO leczonych za pomocg Ig w Polsce przedstawiono w tabeli

ponizej.

Tabela 53.
Liczba pacjentéw z PNO w Polsce leczonych za pomocga Ig w latach 2015-2016 z podziatem na wiek (stan na koniec
roku)

Parametr 2015 2016

‘dstawowa ‘ 323

Analiza wrazliwosci (wariant B1) 346 353
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Zgodnie z wytycznymi leczenia PNO w analizie BIA przyjeto, ze populacja pacjentow z PNO

leczonych za pomocg Ig jest tozsama populacji pacjentéw z PNO wymagajgcych leczenia tego typu.

Walidacja uzyskanych danych

W trakcie prac nad analizg zidentyfikowano dwa alternatywne zrédta danych dotyczgcych liczebnosci
populacji docelowej analizy oraz liczebnosci populacji dzieci z PNO leczonych za pomocg Ig w Polsce:
¢ informacje prasowe dotyczace leczenia PNO w Polsce,

¢ .. dostarczone |przez_konsultanta krajowego w dziedzinie_immunologii klinicznej pismo NFZ
D S LI ot P 1 ool
to

consulting

W trakcie prac nad analizg BIA przeprowadzono walidacje uzyskanej liczebnosci populacji docelowe;j
z informacjami zawartymi w przytoczonych zrédtach danych.

Komunikaty DGL obejmujg zuzycie immunoglobulin tylko do lipca 2014 roku, tj. dla okresu, w ktérym

ten sposob rozliczania $wiadczen dotyczyt wylgcznie dzieci.

Informacje prasowe

W ramach niesystematycznego przeszukania zasobdédw Internetu odnaleziono informacje prasowe
dotyczace aktualnej liczby pacjentow z PNO w Polsce leczonych za pomocg Ig w wojewddztwie
matopolskim (dane z dwoch osrodkow w  Krakowie), t0dzkim (dane z o$rodka w todzi)
i kujawsko-pomorskim (dane z osrodka w Bydgoszczy). Szczegdtowe zestawienie odnalezionych

danych przedstawiono w tabeli ponize;j.

Osrodek leczenia PNO Liczba dzieci Liczba dorostych Zrédio
Bydgoszcz 30 - [35]
Krakow 100 78 [34]
Krakéw 110 - [36]
Lodz 40 17 [33]
tacznie (dzieci) 280 95

Kumulacja przytoczonych danych nie pozwala na oszacowanie liczby dzieci i dorostych leczonych za
pomoca Ig w Polsce. Uzyskane wartosci odbiegajg od odpowiednich wartosci oszacowanych na
podstawie danych z polskiego rejestru PNO oraz rejestru ESID. Gtéwng przyczyng zaobserwowanego
stanu najpewniej jest brak danych okreslonych dla gtéwnego osrodka diagnostycznego
: znego'ﬁNO @l‘lfm zZnajdidie sie w \#‘&rsza@l@%ze" @cientéw &gia

zmieni¢ miej ia w ciggu roku lub by¢ le ilku o$rodkach jednoczesni

consulting

przedstawione liczby mogg by¢ zawyzone. Niska wiarygodnos¢ zgromadzonych danych oraz ic
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niekompletnos¢ nie pozwolity na przeprowadzenie wiasciwej walidacji z wynikami oszacowan

przeprowadzonych w oparciu o pozostate dane uwzglednione w tym zakresie.

Dane ze statystyk JGP

Z dostarczonego przez konsultanta krajowego w dziedzinie immunologii klinicznej pisma NFZ z dnia
12 listopada 2013 roku uzyskano dane dotyczgce liczby pacjentéw (niepowtarzalne nr PESEL) i liczby
hospitalizacji zwigzanych z wykonaniem $wiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin oraz
wartosci wykonanizﬁt’ej procedury w latach 2009-2012.

B\ HTA _a < B\HTA o -

consulting consulting

ie dostarczonych danych pr o w tabeli ponizej.

Szczegotow

Tabela 55.
Dane NFZ dotyczace swiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin
Rok Liczba dorostych pacjentow Liczba hospitalizaciji Wartos¢ rozliczonych swiadczen
2009 317 565 14 922 718 zt
2010 434 742 22 002 134 zt
2011 526 835 20218572 zt
2012 672 1022 31661 117 z

consulti

Zgodnie z dostarczonymi danymi NFZ $wiadczenie Leczenie przetoczeniami immunoglobulin
wykonano w ramach leczenia szpitalnego w 2012 roku u 672 dorostych pacjentéw. Zgodnie
zobOW|azu1acym stanem prawnym [20] preparaty wykorzystywane w powyzszym Swiadczeniu sg

dnié‘z od@ ms.,m,.,, Lduktm% staﬁrbno

na wskazanie, w ktérym zas omawiane s$wiadczenie (pa

(]

tacznie, bez p
12.2.1). Oznacza to, ze wsréd pacjentdw, u ktérych wykonano te procedure, znajdujg sie rowniez

pacjenci z rozpoznaniem innym niz PNO.

Ponadto przedstawione wartosci zwigzane sg z ograniczeniami wynikajgcymi ze sposobu rozliczenia
wykonanych $&wiadczenh, sprawozdawania rozpoznah i wykonanych procedur medycznych.
W szczegodlnosci, zgodnie z trescig pisma, podanie |g moze odbywaé sie w ramach hospitalizaciji
rozliczanej innym $wiadczeniem niz Leczenie przetoczeniami immunoglobulin (np. w ramach

procedury 99.14 Wstrzykniecie gammoglobulin).

W zwigzku z powyzszym uznano, ze przedstawione dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw leczonych
za pomocg lg w ramach swiadczenia Leczenie przetoczeniami immunoglobulin w kolejnych latach
2009-2012 nie odzwierciedlajg rzeczywistej liczby dorostych pacjentow z PNO poddanych terapii
substytucyjnej w ramach leczenia szpitalnego w tych Iatach w Polsce. Przytoczone dane nie zogtaiy

y ke
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12.2.2.4. Podsumowanie oszacowania liczebnosci populacji docelowej analizy

W niniejszym rozdziale przedstawiono podsumowanie kalkulacji liczebnosci populacji docelowej
analizy opracowanej na podstawie danych przedstawionych w poprzednich rozdziatach. W ponizszej
tabeli (Tabela 56) przedstawiono sposdb oszacowania liczebnosci populacji docelowej analizy
w latach 2015-2016.

Tabela 56.
Prognozowana Iiczebnes’é populacji docelowej w latach 2015-2016 (ﬁtan na koniec roku) I

Wartos¢ s HTA

consul consultin

Parametr Wartosé Zrédto
2015 2016
Liczba pacjentéw z PNO X 1094 1116 [12-17]
Liczba dorostych pacjentow z PNO 57,50% 629 641 [17]
Liczebnos$¢ populacji dorostych z PNO stosujacych Ig 50,36% 317 323 [17]

W analizie wrazliwo$ci uwzgledniono wyniki alternatywnych oszacowan populacji docelowej analizy.
Wartosci uzyskane na podstawie tych obliczen stanowig zakres zmiennosci tego parametru.
W ponizszej tabeli zaprezentowano oszacowania liczebnosci populacji docelowej uwzglednione

w analizie wrazliwosci.

-Igfsslnii;liczebnos'ci populacji docelowej analizy — analiza wrazliwosci (stan na koniec roku)
Parametr 2015 2016
g I-clo:!:f Analiza podstawowa | consulting s I-clo:!:u'ﬁ
Analiza wrazliwosci (wariant Al) .

Analiza wrazliwosci (wariant B1) 346 353

12.3. Udziaty preparatéw IVIg i SCig

Podjecie przez ptatnika pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg w ramach programu lekowego terapii
z zastosowaniem SClg podawanej w warunkach domowych w populacji pacjentéw dorostych z PNO
najprawdopodobniej spowoduje wzrost liczby pacjentéw stosujgcych tego typu leczenie. W niniejszym
rozdziale przestawiono oszacowanie udziatéw IVIg i SClg w scenariuszu istniejgcym w populacji

pacjentéw leczonych w programie lekowym dla dorostych pacjentéw z PNO.

W trakcie prac nad analiza zidentyfikowano trzy potencjalne zrédia danych dotyczgcych

. - i b
B HTfaragmmpeh paramerop BN HTA = BR\HIA = BR\HIA
e dane z europejskiego rejestru ESID [17],

consulting consultin

¢ informacje prasowe dotyczace leczenia PNO w Polsce [33-35],
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e komunikaty DGL publikowane na stronie internetowej NFZ (lipiec 2012 - lipiec 2014) (na
podstawie serwisu Ikar Pro [21]).

W celu oszacowania odsetka pacjentow z PNO, u ktérych leczenie substytucyjne odbywacé sie bedzie
z zastosowaniem SCIg oraz udziatdéw poszczegolnych preparatéw 1VIg i SClg w populacji docelowe;j

przeanalizowano kolejno kazdy z dostepnych zestawéw danych.

Dane z rejestru ESID

HEFAowgagikorzystaivo darBelHT/AESIpgdliyozace fiezby

consulting consulting

pacjentow z nych za pomocg Ig z podzia e podania leku (IVIg, SClg

immunoglobuliny podawane domigesniowo) raportowane w kolejnych latach 2006—2014. Na podstawie
zgromadzonych danych wyznaczono odsetek pacjentéw leczonych za pomocg SClg w populacji
pacjentéw leczonych za pomoca 1VIg lub SClg. W obliczeniach nie wykorzystano danych dotyczgcych

terapii z zastosowaniem IMIg, gdyz ta forma podania Ig nie jest zalecana w rozwazanym wskazaniu.

(5]

Dane zaczerpniete z rejestru ESID oraz wyniki przeprowadzonych obliczen w kolejnych latach

2006-2013 przedstawiono w tabeli ponizej.

:onsulﬂngLicz g :onfilgng

Tabela 58.
Odsetek pacjentow stosujacych IVlg oraz SClg — dane z rejestru ESID
2014
Parametr 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 (25 Vi)
1701 2165 &722 3764 4159 &@’39

107"

Odsetek pacjentéw stosujgcych SClg  16,14%  2154% 2422% 24,16% 2572% 2837% 30,08%  32,64% 33,

Wykorzystane powyzej dane z rejestru ESID dotyczg populacji tgcznej wszystkich pacjentéw
w rejestrze, bez rozréznienia na panstwo pochodzenia oraz wiek pacjentéw. Analogiczne dane
okreslone wytagcznie dla pacjentéw z Polski lub dorostych z PNO nie byty dostepne. W trakcie prac
nad analizg nie odnaleziono informacji o dostepie dorostych pacjentéw do leczenia substytucyjnego za
pomocg SCIlg w poszczegodlnych panstwach wspoétpracujgcych z rejestrem. Mozliwe jest jednak, ze,
podobnie jak w Polsce, na mocy obowigzujgcych regulacji prawnych dostep do terapii
z zastosowaniem SClg w wybranych panstwach europejskich jest ograniczony. Oznacza to, ze
wiarygodnos$¢ oszacowan dotyczgcych zuzycia lekéw w programie w oparciu o te statystyki bylaby
ograniczona, a oszacowany na ich podstawie udziat SClg — najprawdopodobniej niedoszacowany. W

zwigzku z tym powyzsze dane nie zostaty wykorzystane w wariancie podstawowym analizy BIA.

B\ HTA

consultin

B\ HTA

consultin

W wyniku niesystematycznego przeszukania zasobdw Internetu odnaleziono informacje prasowe

dotyczace leczenia PNO w Polsce opublikowane przy okazji Swiatowego Tygodnia Pierwotnych
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Niedoboréw Odpornoséci zorganizowanych w 2013 roku [34, 35]. W informacjach tych obok opisu
standardéw diagnostycznych i terapeutycznych przedstawiono informacje dotyczace liczby pacjentow
z PNO leczonych za pomocg Ig z podziatem na forme podania leku (SClg lub 1VIg) w wojewddztwie
matopolskim (dwa osrodki w Krakowie) oraz kujawsko-pomorskim (osrodek w Bydgoszczy). Ponizej

przedstawiono dane z analizowanego zrodia.

Tabela 59.
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca Ig

Odsetek pacjentow

Osrodek Populacja Liczba pacjentow W tym SCig leczonych za pomoca SClg

Bydgoszcz ‘zieci 30 ‘ 18 60,00% ‘

Dzieci 100 48 48,00%
Krakow

Dorosli 78 1 2,86%
Razem Dzieci 130 66 50,77%

consul

Niska wiarygodnos¢ zgromadzonych danych oraz ich niekompletnos¢ (brak danych dla gtéwnego
osrodka diagnostycznego i terapeutycznego PNO w Polsce, ktéry znajduje sie w Warszawie) nie
pozwolity na uwzglednienie przytoczonych danych w obliczeniach analizy BIA w zakresie udziatéw
poszczegolnych preparatéw i form podania Ig. Niemniej jednak wartym podkreslenia jest fakt, ze
zgromadzone dane sg zbiezne z wynikami oszacowan wartosci tych parametréw przeprowadzonych

w oparciu o dane zaczerpniete z komunikatéw DGL (patrz Tabela 60).

Dane z komunikatéw DGL

= 3\HTA
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stronie NFZ dla okresu o

ting

Na podstawi komunikatéw DGL opubli
roku do lipca 2014 roku (na podstawie opracowan serwisu lkar Pro [21]) wyznaczono liczbe zuzytyc
opakowan poszczegoélnych preparatow Ig wramach programu lekowego ,Leczenie pierwotnych
niedoboréw odpornosci u dzieci’. Przytoczony program byt jedynym, w ktérym stosowane sg Ig we
wskazanym okresie, mozna zatem przyjg¢, ze wszystkie zrefundowane opakowania tego leku
wykorzystane zostaty w leczeniu dzieci z PNO. Na podstawie zgromadzonych danych oraz informac;ji
dotyczacych zawartosci poszczegdlnych opakowah wyznaczono liczbe zuzytych miligramow
poszczegolnych preparatow Ig. Wartosci uzyskane dla preparatéw 1VIg oraz SClg skumulowano
oddzielnie w celu okreslenia zuzycia tych lekéw z podziatem na forme podania leku. Dodatkowo na
podstawie uzyskanych wartosci dla kazdego z analizowanych preparatow wyznaczono udziat w
tacznym zuzyciu Ig o tej samej formie podania (tzn. dla preparatow zawierajgcych 1VIg w tgcznym

zuzyciu IVIg, za$ dla preparatow zawierajgcych SClg w tgcznym zuzyciu SCIg).

ia w-zakresie spoigbu d OWj:‘TA(okreélone w rozdziale
‘l L ! . % Al -

leku oraz zastosowanego prepar

stosowania SClg Ig - nie jest zalezna od formy po

($rednia dawka dla fSCIg analizowana byla oddzielnie, patrz rozdziat 2.10). Oznacza to, ze
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oszacowane wartosci odzwierciedlajg udziaty analizowanych terapii w populacji pacjentéw z PNO

leczonych w ramach programu lekowego dla dzieci.

W celu oceny zachowania analizowanych parametrow w czasie, porownano udzialy poszczegdlnych
preparatéw lg oszacowane dla roku 2013 i dla roku 2014 (do lipca). W roku 2012 raportowano zuzycie
preparatéw tylko w drugiej potowie roku, przy czym w pierwszym etapie wdrazania programu
lekowego widoczne sg duze wahania zuzycia lekéw i okres ten nie zostat ostatecznie wziety pod

uwage w analizie. Uzyskane wartosci, z wyréznieniem skumulowanych udziatéw IVIg i SClg w

3czny oL

uzyciu Ig.w rozwﬂc‘tﬁsach, edstawiQno w pﬁ‘lyl;ll‘tfﬁlach.

consulting consulting

consulting

Tabela 60
Wyniki oszacowania udzialéw poszczegélnych preparatéw IVlg w tagcznym zuzyciu tego leku oraz odsetka pacjentow
leczonych za pomoca IVig na podstawie danych z komunikatéw NFZ

Preparat Kod EAN Udziaty 2013 Udziaty 2014 (styczen-lipiec)

Preparaty dostepne w ramach programu lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO od wrzesnia 2014 roku

Kiovig 1 g 1 fiol. a 10 ml 5909990425143 0,84% 1,32%
Kiovig 100 mg/ml 1 fiol. a 25 ml 5909990425150 2,67% 2,78%
Kiovig 5g 1 fl.a50 ml 5909990425167 20,25% 31,40%
Kiovig 100 mg/ml 1 fiol. a 100 ml 5909990425174 15,20% 13,94%
Kiovig 20 g 1 fiol. a 200 ml 5909990425181 4,83% 7,01%
Kiovig 30 g 1 fiol. a 300 ml 5909990782208 0,00% 0,00%

Gammagard S/D 2,5 g 1 fiol. z prosz. + 1

. 5909990756117 0,00% 0,00%
rozpuszczalnik

o 60% B gk

Gammagard S/D 5,9 1 fiol. . H
zalnikﬁ TA
‘ consulting

B\ HIA

consulting consulting

fiol. a 50 ml 0,08% 3,40%

Privigen 100 mg/ml 1 fiol. a 100 ml 5909990725793 0,00% 0,71%
Privigen 100 mg/ml 1 fiol. a 200 ml 5909990725809 0,00% 0,18%
Privigen 100 mg/ml 1 fiol. a 25 ml 5909990725823 0,00% 0,53%

g VENA 50 g/l 1 fiol. a 50 ml + zest. do infuzji 5909990049851 1,67% 1,78%
Ig VENA 50 g/l 1 fiol. a 100 ml + zest. do infuzji 5909990049875 4,33% 4,67%
Ig VENA 50 g/l 1 fiol. a 200 ml + zest. do infuzji 5909990049882 2,61% 4,24%

tacznie preparaty dostepne w ramach programu
lekowego dla dorostych pacjentéw z PNO od - 45,34% 73,65%
wrzesnia 2014 roku

Pozostate preparaty

FLEBOGAMMA 50 mg/ml 1 fiol. a 100 ml 5909990741038 0,00% 0,00%

FLEBOGAMMA DIF 50 mg/ml 1 fiol. a 100 ml 5909990797868 5,06% 2,56%

5909990797875 /!  6,82%

consulting
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FLEBOGAMMA DIF 50 mg/ml 1 fiol. a 50 ml 5909990797899 1,51% 0,30%

FLEBOGAMMA DIF 100 mg/ml 1 fiol. a 100 ml 5909990836055 0,71% 0,00%
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Preparat Kod EAN Udziaty 2013 Udzialy 2014 (styczen-lipiec)
FLEBOGAMMA DIF 100 mg/ml 1 fiol. a 200 ml 5909990836062 0,61% 0,00%
FLEBOGAMMA DIF 100 mg/ml 1 fiol. a 50 ml 5909990836079 0,79% 0,50%
Ig VENA 50 g/l 1 fiol. a 20 ml 5909990049868 0,00% 0,00%
0,

Octagam 10% (100 mlmlloo mg/ml 1 but. a 100 5009990763887 1,20% 2.98%
Octagam 10% (200ml 100 mg/ml 1 but. a 200 ml 5909990763894 1,88% 0,57%
Octagam 10% (20ml 100 mg/ml 1 but. a 20 ml 5909990763863 2,08% 4,60%

: o 106 BN JEL T = B HIA =

consulting

Octagam (5% 10g ml 1 but. a 200 ml 590999076271 3,47% 1,40%
Octagam (5% 2 2,5 g/50ml 1 but. a 50 ml 5909990762514 1,50% 3,73%
Octagam (5% 5g) 5 g/100m| 100 ml 5909990762613 11,09% 0,62%
Sandoglobulin P 3 g 1 but. (3 g) 5909990354313 0,00% 0,00%
Sandoglobulin P 6 g 1 but. (6 g) 5909990354412 1,39% 0,63%
Udziat taczny IVIG - 52,14% 46,93%

consul

a) udziaty poszczegolnych preparatéw IVIg w tacznym zuzyciu tych lekdw obliczono w analizie przy uwzglednieniu tych preparatéw, ktore
wymienione zostaty w wykazie lekéw refundowanych obowigzujgcych od dnia 1 stycznia 2014 roku, b) odsetek pacjentéw leczonych za pomoca
IVIg obliczono przy uwzglednieniu wszystkich preparatéw IVlg dopuszczonych do stosowania w ramach programu lekowego dla dzieci z PNO w
Polsce

Tabela 61
Wyniki oszacowania udzialéw poszczegdélnych preparatow SClg w tacznym zuzyciu tego leku oraz odsetka pacjentéw
leczonych za pomoca SClg na podstawie danych z komunikatéw NFZ

Preparat Kod EAN Udziaty 2013 Udzialy 2014 (styczen-lipiec)

Subcuvia 0,16 g/ml 10 ml 5909990420490 78,20% 66,0%

!
L

Hizentra 0,2g/ml 1 fiol. A5 ml 5909990869572 ; consulting
Hizentra 0,2g/ml 1 fiol. A 10 ml 5909990869657 . 2,55% 6,31%
Hizentra 0,2g/ml 1 fiol. A 20 ml 5909990571642 0,00% 0,00%
Vivaglobin 0,16 gm/ml 1 fiol. a 10 ml 5909990729883 0,00% 0,00%
Gammanorm 165 mg/ml 1 fiol. a 10 ml 5909990420490 18,10% 25,93%
Udgziat faczny Udziat SCIg - 47,86%" 53,07%"

a) udzialy poszczegdlnych preparatéw SClg w tgcznym zuzyciu tych lekdw obliczono w analizie przy uwzglednieniu tych preparatow, ktére
wymienione zostaty w wykazie lekéw refundowanych obowigzujgcych od dnia 1 stycznia 2014 roku, b) odsetek pacjentéw leczonych za pomoca
SClg obliczono przy uwzglednieniu wszystkich preparatéw SCIlg dopuszczonych do stosowania w ramach programu lekowego dla dzieci z PNO w
Polsce

Wartosci odsetka pacjentow z PNO leczonych za pomocg SCIlg oraz udziaty poszczegdlnych
preparatow IVlg oraz SClg =zastosowanych w ramach programu lekowego dla dzieci

w poréwnywanych okresach sg zblizone.

W analizie przyjeto, ze w kolejnych Iatach odsetki 1VIg i SCIg w scenarluszu |stn|ejacym kszta’rtowac

I-:lo:!:lﬂngie r#é Z r@ * consulting ﬁ :onsulﬂng ﬁ
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Podsumowanie

Wykorzystanie w analizie BIA danych z rejestru ESID oraz odnalezionych informacji prasowych
w oszacowaniu odsetka pacjentéw z PNO leczonych za pomocg SClg wigzatoby sie z ryzykiem btedu
wynikajgcym z opisanych powyzej ograniczen. W zwigzku z tym odsetki dorostych z PNO leczonych
za pomocg IVIg i SClg w ramach programu lekowego w populacji dorostych (w scenariuszu
istniejgcym) oszacowano w analizie BIA na podstawie danych z komunikatéw DGL dotyczgcych
zuzycia Ilg w ramach programu lekowego dla dzieci. Oznacza to, ze w analizie przyjeto, ze wartosci
nych odgétk6w Wﬁﬁ od Wi
ji docelowe] analizy
w Tabela 60.

nalizo

wartosci przedstawio

Z uwagi na niepewnos$¢ zwigzang z oszacowaniem analizowanych parametréw, wynikajgcg w gtéwnej
mierze z uwzglednienia w populacji dorostych z PNO wartosci udziatow 1VIg i SClg oszacowanych na
podstawie danych z programu lekowego dla dzieci, w analizie wrazliwosci uwzgledniono alternatywne
warto$ci analizowanych parametrow w populacji dorostych. Biorgc pod uwage zalety terapii
prowadzonej z zastosowaniem SClg, ktéra nie wymaga dostepu zylnego, moze byé prowadzona
w warunkach domowych, co zwieksza komfort pacjenta i jego rodziny, w opracowanej analizie
wrazliwosci (wariant C1) przyjeto, ze u wszystkich dorostych terapia substytucyjna bedzie stosowana
za pomocg SClg.

W ponizszej tabeli zestawiono wartosci uwzglednione w analizie w rozwazanym zakresie.

Parametr Scenariusz istniejacy
Wariant analizy Wariant podstawowy Analiza wrazliwosci
Odsetek pacjentow stosujacych SClg 53,07% 100,00%
Odsetek pacjentow stosujacych 1Vig 46,93% 0,00%

ealna_niepewnos¢. doty zuzycia konkretnych pmﬂ(]\q-‘ﬁl&brebie' munogloBulin
eriigan ji dé@iycﬁ“\’ﬁ‘ﬁ“?m iki, iewdZ"8fédn

Na potrzeby obliczen wykonanych w analizie BIA okreslono udzialty poszczegdlnych preparatow
w fgcznym zuzyciu Ig o tej samej formie podania w rozwazanym wskazaniu. Ze wzgledu na fakt, ze
tylko wybrane preparaty dostepne sg w programie lekowym dla dorostych pacjentéw z PNO, catkowite
zuzycie lekéw z danej grupy (IVIG, SCIg) roztozono proporcjonalnie pomiedzy te preparaty, ktére
dostepne sg w programie lekowym (SCIg: Subcuvia, IVIG: Kiovig, Gammagard S/D, Privigen, Ig

VENA), proporcjonalnie do ich zuzycia w programie lekowym skierowanym do dzieci z PNO.

za 1 g immunoglob jest taki sam dla wszystkich rozwazanych preparatéw w obrebie grup |

SClg. Z tego powodu, dla opisanych parametrow nie przeprowadzano dodatkowej analizy wrazliwosci.
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12.4. Analiza uzupetniajgca: mozliwosé rozliczania terapii dorostych pacjentéw z

PNO w ramach JGP

W scenariuszu istniejagcym rozwazono sytuacje, w ktorej poczawszy od 1 stycznia 2015 roku Ig beda
finansowane ze $rodkoéw publicznych w populacji dorostych pacjentéw z PNO w ramach
proponowanego programu lekowego, przy czym jednocze$nie ze zachowane zostang obowigzujgce
uprzednio reguty rozliczania immunoglobulin w leczeniu szpitalnym (wycena JGP). Analiza ta ma
wytgcznie uzupetniajagcy, techniczny charakter — 4 listopada opublikowany zostat projekt zarzgdzenia

[ kre#é’nia @HTAra [ izaciji ﬂ#iéw

consulting

w rodzaju lecz talne, w ktérym wskazano, ze nie podania immunoglobulin r

w ramach systemu JGP nie bedzie mogto by¢ wykorzystywane do rozliczania terapii u pacjentéw z
PNO objetych terapig w programie lekowym. Nie jest jednak znany termin faktycznego wprowadzenia
odpowiednich regulacji prawnych definiujgcych jednoznacznie zakres mozliwosci rozliczania Ig w

terapii pacjentéw z PNO.

W obrebie terapii Ig rozliczanej w systemie JGP koszty zwigzane zleczeniem immunoglobulin u
dorostych z PNO nie sg =zalezne od zastosowanego preparatu. W zwigzku szczegdtowa
charakterystyka tego zuzycia — podziat na SClg, IVIg i poszczegdlne preparaty nie ma znaczenia dla

wynikow analizy.

12.4.1. Populacja docelowa

narit#z ist@ HTA 3 HTA

consulting

Prognozowana liczba dorostych z PNO, ktérzy bedg leczeni“za pomocg Ig w 2015 roku wynosi 3

0s0b i wzrasta w 2016 roku do 323 osdb. W ramach programu lekowego w scenariuszu istniejgcym
odpowiednio 109 i 112 osdéb leczonych jest z zastosowaniem 1VIg a 124 i 126 — z zastosowaniem
SClg. W scenariuszu istniejgcym pacjenci nie sg leczeni fSClg. Dodatkowo w kolejnych latach 83 i 85

pacjentow leczonych jest w ramach terapii szpitalnej rozliczanej w systemie JGP.

Szczegolowe dane dotyczgce liczebnosci populacji docelowej w przypadku utrzymania

obowigzujgcych zasad finansowania Ig przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 63).

B\ HTA
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-I[iacbzi: gi;:jentéw z PNO leczonych za pomocg Ig w latach 2015-2016 — scenariusz istniejacy (stan na koniec roku)
Liczba pacjentéw 2015 2016
Pacjenci leczeni, w tym 317 323
Program lekowy - 233 238
tacznie 109 112
Gammagard S/D 3 3
IVIg Kiovig 84 86

A

HIA; n

lg VENA

consulting

tacznie 124 126
SClg
Subcuvia 124 126
tacznie 0 0
fSClg
HyQvia 0 0
Leczenie szpitalne - 83 85

12.4.2. Scenariusz nowy

Prognozowana liczba dorostych z PNO, ktérzy bedg leczeni za pomocg Ig w 2015 roku wynosi 317

0sOb i wzrasta w 2016 roku do 323 oséb. W ramach programu lekowego terapig objetych jest 233

pacjentow w 2015 roku i 238 pacjentow w 2016 roku. W tej grupie odpowiednio 12 oséb w roku 2015 i

w rokuy2016 NV\F"PNQ preparat HyQuig. PrﬁoHrlaAliczba~-

e Bopu sowﬁy bedZie "V/Ig ie oﬁﬁwiec‘fﬁ?‘iﬁ""io [
roku oraz 100 i 114 oséb w 2016 roku.

cientéw _Z. tej

Szczegotowe dane dotyczgce liczebno$ci populacji docelowej w przypadku zmiany obowigzujgcych

zasad finansowania Ig przedstawiono w tabeli ponizej (Tabela 64).

consulting consulting consulting
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Tabela 64.
Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca Ig w latach 2015-2016 — scenariusz nowy — analiza uzupetniajaca

Liczba pacjentow 2015

2016
Pacjenci leczeni, w tym 317 323
Program lekowy 233 238
tacznie 104 100
Gammagard S/D 2 2
IVIg Kiovig 80 77
B\ HTA 5 H FAwen & £

consulfing

consultin,
Ig VENA
tacznie 118 114
SClg
Subcuvia 118 114
tacznie 12 24
fSClg
HyQvia 12 24
Leczenie szpitalne 83 85

12.5. Wydatki ptatnika publicznego

12.5.1. Scenariusz istniejacy

a HTAZ liclbra z u@d‘rﬂ?&m ; hurto%ej @ HTA

consulting consultin,

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjneg0o Ig wydatki ptatnika na leki (w rama

budzetu na refundacje) w populacji dorostych z PNO bedg wynosi¢ okoto 24,57 min zt w roku 2015 i
okoto 25,07 min zt w 2016 roku.

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomocg Ilg wyniosg okoto
39,31 min zt w 2015 roku i wzrosng do okoto 40,10 min zt w 2016 roku.

B\ HTA & BB\HTA < BB\HTA £ B\ HTA

consulting consulting consultin,
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Tabela 65.
Wydatki ptatnika publicznego — scenariusz istniejgcy — analiza uzupetniajaca
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
PROGRAM LEKOWY
Koszty lekow, w tym 24,57 min zt 25,07 min zt
tacznie 9,44 min zt 9,63 min zt
Gammagard S/D 0,22 min zt 0,22 min zt
IVIg Kiovig 7,24 min z 7,39 min z
.d.‘ﬁ, ,63 min z+.di‘;"~,

consul

1,37 min zt

lg VENA

consul

tacznie 15,13 min zt 15,43 min zt
SClg
Subcuvia 15,13 min zt 15,43 min zt
tacznie 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg
HyQvia 0,00 min z 0,00 min z
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min z
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
Koszty podania, w tym 0,66 min zt 0,68 min zt
IVIg 0,66 min z 0,67 min z
SClg 0,00 min z 0,00 min z
fSClg I 0,00 min z 0,00 min zt
Al —— § WA AS
Koszty monitorowania, w tym 0,59 min zt 0,60 min zt
IVIg ‘ 0,28 min zt 0,28 min zt ‘
SClg 0,31 min z 0,32 min z
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
LECZENIE SZPITALNE (JGP)
Catkowita wartos¢ swiadczen 13,48 min zt 13,76 min zt
LACZNE WYDATKI
Catkowita wartos¢ swiadczen 39,31 min zt 40,10 min zt

consulti

12.5.3. Obliczenia bez uwzglednienia marzy hurtowej

W przypadku utrzymania aktualnego statusu refundacyjnego Ig wydatki ptatnika na leki (w ramach

budzetu na refundacje) w populacji dorostych.z PNO bedg wynosi¢ okoto 23,85 min.zt w roku 2015 i
pris ) & b

K 1y HTA B\HTA

Catkowite wydatki ptatnika zwigzane z leczeniem pacjentéw z PNO za pomocag Ig wyniosg okoto

38,59 min zt w 2015 roku i wzrosng do okoto 39,37 min zt w 2016 roku.
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Tabela 66.
Wydatki ptatnika publicznego — scenariusz istniejacy — analiza uzupetniajaca
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
PROGRAM LEKOWY
Koszty lekéw, w tym 23,85 min zt 24,33 min zt
tacznie 9,44 min zt 9,63 min zt
Gammagard S/D 0,22 min zt 0,22 min zt
IVIg Kiovig 7,24 min z 7,39 min z
,63 min z+.di‘;"~,

consul

1,37 min zt

lg VENA

tacznie 14,41 min zt 14,70 min zt
SClg
Subcuvia 14,41 min zt 14,70 min zt
tacznie 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg
HyQvia 0,00 min z 0,00 min z
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min z
SClg 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min zt
Koszty podania, w tym 0,66 min zt 0,68 min zt
IVIg 0,66 min z 0,67 min z
SClg 0,00 min z 0,00 min z
fSClg I 0,00 min z 0,00 min zt
Al —— § WA AS

.‘\‘ I-!,:!:f Koszty monitorowania, w tym 0,59 min zt

B\ HTA

consultin

0,60 min zt a HTA

IVIg ‘ 0,28 min zt

0,28 min zt ‘

SClg 0,31 min z 0,32 min z
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
LECZENIE SZPITALNE (JGP)
Catkowita wartos¢ swiadczen 13,48 min zt 13,76 min zt
L ACZNE WYDATKI
Catkowita wartos¢ swiadczen 38,59 min zt 39,37 min zt

12.5.4. Scenariusz nowy

12.5.4.1. Obliczenia z uwzglednieniem marzy hurtowej

B\ HTA, . BHIA. =

docelowej w ram zszerzenia istniejgcego program

ML)

wego dla dorostych pacjentow

wydatki ptatnika na leki (w ramach budzetu na refundacje) w populacji dorostych bedg wynosi¢ okoto
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24,77 minzt w roku 2015 i okoto 25,47 min zt w 2016 roku, w tym wydatki na preparat HyQuvia:
1,43 min zt w 2015 roku i 2,91 min zt w 2016 roku.

Catkowite koszty zwigzane z finansowaniem terapii Ilg w populacji pacjentéw dorostych z PNO

oszacowano ha 39,47 min zt w 2015 roku i 40,43 min zt w 2016 roku.

TWa;Jde:tikiG:).Iatnika publicznego, scenariusz nowy — analiza uzupetniajgca — dane kosztowe z obwieszczenia
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
3 HT{ POGRAM LEKOWY a HTA
Koszty lekow, w tym 24,77 min zt 25,47 min zt
tacznie 8,97 min zt 8,67 min zt
Gammagard S/D 0,21 min zt 0,20 min zt
IVig Kiovig 6,88 min zt 6,65 min zt
Privigen 0,59 min zt 0,57 min zt
Ilg VENA 1,30 min zt 1,26 min zt
tacznie 14,37 min zt 13,89 min zt
SClg
Subcuvia 14,37 min zt 13,89 min zt
tacznie 1,43 min zt 2,91 min zt
fSClg
HyQvia 1,43 min zt 2,91 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min zt 0,00 min zt

00 minzt 2

5 HT, SClg e

consulting s consulting
ﬁ fSClg

B\ HTA

consulting consultin,

0,00 min z

Koszty podania, w tym 0,63 min zt 0,61 min zt
IVIg 0,63 min zt 0,61 min zt

SClg 0,00 min z 0,00 min zt

fSClg 0,00 min z 0,00 min zt

Koszty monitorowania, w tym 0,59 min zt 0,60 min zt
IVIg 0,26 min z 0,25 min zt

SClg 0,30 min z 0,29 min z

fSClg 0,03 min z 0,06 min zt

LECZENIE SZPITALNE (JGP)

Catkowita wartos¢ swiadczen 13,48 min zt 13,76 min zt

LACZNE WYDATKI

Catkowita wartos¢ swiadczen | 39,47 min zt 40,43 min zt |

B\HIA * B TIA ﬁ“* W@ HTA
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12.5.4.2. Obliczenia bez uwzglednienia marzy hurtowej

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparatu HyQvia w populacji
docelowej w ramach rozszerzenia istniejgcego programu lekowego dla dorostych pacjentow z PNO
wydatki ptatnika na leki (w ramach budzetu na refundacje) w populacji dorostych bedg wynosi¢ okoto
24,02 min zt w roku 2015 i okoto 24,67 min zt w 2016 roku, w tym wydatki na preparat HyQvia:
1,36 min zt w 2015 roku i 2,77 min zt w 2016 roku.

Caikowne koszty zwigzan niem terapii Ig w tow dorostych z PNO
:onsulﬂ N“ a&m N ﬁijfﬂng ﬁ :o:!:ﬁ

Tabela 68.
Wydatki ptatnika publicznego, scenariusz nowy — analiza uzupetniajgca — dane kosztowe producenta

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016

POGRAM LEKOWY

Koszty lekéw, w tym 24,02 min zt 24,67 min zt
tacznie 8,97 min zt 8,67 min zt
Gammagard S/D 0,21 min zt 0,20 min zt
IVIg Kiovig 6,88 min zt 6,65 min zt
Privigen 0,59 min z 0,57 min z
g VENA 1,30 min z 1,26 min zt
tacznie 13,69 min zt 13,23 min zt
SClg
ubcuvia ! ,69 min z ,23 min zt |
Subcuvi | 13,69 min z 13,23 min zt
g H:!:f fSC| g cons Z *:onsul'lng g I-:lo:!:ﬁ
g

HyQvia 1,36 min zt 2,77 min Z

Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min z

SClg 0,00 min z 0,00 min zt

fSClg 0,00 min z 0,00 min zt

Koszty podania, w tym 0,63 min zt 0,61 min zt
IVIg 0,63 min z 0,61 min z

SClg 0,00 min z 0,00 min z

fSClg 0,00 min z 0,00 min z

Koszty monitorowania, w tym 0,59 min zt 0,60 min zt
IVIg 0,26 min z 0,25 min zt

SClg 0,30 min zt 0,29 min zt

3 HT. fsclg £ ESNHITA 20,06 minzi 4L 3 HTA

consul consulting

LECZENIE SZPITALNE (JGP)

Catkowita wartos¢ swiadczen l 13,48 min zt 13,76 min zt l
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016

LACZNE WYDATKI

38,72 min zt 39,63 min zt

Catkowita wartos¢ swiadczen

2.5.5.1. Obliczenjaz u dnieniem marzy hurtowej /.
B\ HTA =BT L.

consulting

12.5.5. Wydatki inkrementalne

B\ HTA

consulting consulting

W przypadku pozytywnej decyzji o objec dacjg preparaty HyQvia w i
docelowej analizy w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkéow na leki (w

ramach budzetu na refundacje) i wzrost wydatkéw catkowitych.

Prognozowane wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych wzrosng o ok. 0,20 min zt w pierwszym
roku refundacji i 0,40 min zt w drugim roku refundacji, natomiast wzrost wydatkéw catkowitych jest
nizszy i wynosi odpowiednio 0,16 min zt w pierwszym roku refundacji i 0,33 min zt w drugim roku

refundaciji, co wynika z oszczednosci w zakresie kosztéw podania Ig.

consul

consultin

B HTA

consul

consultin

B\ HTA

Lalfrzlisgt.alne wydatki ptatnika w latach 2015-2016 — analiza uzupetniajagca — dane kosztowe z obwieszczenia
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
PROGRAM LEKOWY
Koszty lekéw, w tym 0,20 min zt 0,40 min zt
BTN = BENELLIA -
Gammagard S/D -0,01 min zt -0,02 min z
IVIg Kiovig -0,36 min zt -0,74 min zt
Privigen -0,03 min zt -0,06 min zt
Ilg VENA -0,07 min zt -0,14 min zt
tacznie -0,76 min zt -1,54 min zt
SClg
Subcuvia -0,76 min zt -1,54 min zt
tacznie 1,43 min zt 2,91 min zt
fSClg
HyQvia 1,43 min zt 2,91 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVIg 0,00 min z 0,00 min z
SClg 0,00 min z 0,00 min zt
fSClg 0,00 min z 0,00 min z
Koszty podania, w tym -0,03 min zt -0,07 min zt
= consulfing
IVig . -0,03 min zt 0,
SClg 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
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consul

Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016

Koszty monitorowania, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt

IVig -0,01 min zt -0,03 min zt

SClg -0,02 min zt -0,03 min zt

fSClg 0,03 min zt 0,06 min zt

LECZENIE SZPITALNE (JGP)
taczna wartos¢ swiadczen 0,00 min zt 0,00 min zt
LACZNE WYDATKI

Laczna warto$é swiadczen 0,76 min 2" s I-!':!:"ﬁ

B\ HI,

B\HT,

consuli

consul

~

12.5.5.2. Obliczenia bez uwzglednienia marzy hurtowej

W przypadku podjecia pozytywnej decyzji o objeciu refundacjg preparaty HyQvia w populaciji

docelowej analizy w ramach proponowanego programu lekowego nastgpi wzrost wydatkéow na leki (w

ramach budzetu na refundacje) i wzrost wydatkéw catkowitych.

Prognozowane wydatki ptatnika na leki w populacji dorostych wzrosng o ok. 0,16 min zt w pierwszym

roku refundacji i 0,34 min zt w drugim roku refundacji, natomiast wzrost wydatkéw catkowitych jest

nizszy i wynosi odpowiednio 0,13 min zt w pierwszym roku refundacji i 0,27 min zt w drugim roku

refundaciji, co wynika z oszczednosci w zakresie kosztéw podania Ig.

Tabela 70. ‘4’ I I
kre e wydathi- Iatni@ 016 —amaliza uzupehtiajaca E@ o r -
Ackrepgiigloe wydaikie A1 gpgliza uupeiiveia HfAg. = BRNHIA
Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
PROGRAM LEKOWY
Koszty lekéw, w tym 0,16 min zt 0,34 min zt
tacznie -0,47 min zt -0,96 min zt
Gammagard S/D -0,01 min zt -0,02 min zt
IVIg Kiovig -0,36 min zt -0,74 min zt
Privigen -0,03 min z -0,06 min zt
Ilg VENA -0,07 min zt -0,14 min zt
tacznie -0,72 min zt -1,47 min zt
SClg
Subcuvia -0,72 min zt -1,47 min zt
tacznie 1,36 min zt 2,77 min zt
fSClg
HyQvia 1,36 min zt 2,77 min zt
Koszty kwalifikacji, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt HTA
Vg LR Fa BNHIA
SClg . 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
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Kategorie kosztowe / droga podania / preparat 2015 2016
Koszty podania, w tym -0,03 min zt -0,07 min zt
IVig -0,03 min zt -0,07 min zt
SClg 0,00 min zt 0,00 min zt
fSClg 0,00 min zt 0,00 min zt
Koszty monitorowania, w tym 0,00 min zt 0,00 min zt
IVig -0,01 min zt -0,03 min zt

-0,03 min zw’

B\ HT, &
‘ consul fSCIg - 0,

LECZENIE SZPITALNE (JGP)

B\ HTA

consulting consultin,

min zt

taczna wartos¢ swiadczen 0,00 min zt 0,00 min zt

LACZNE WYDATKI

taczna wartos¢ swiadczen 0,13 min zt 0,27 min zt

Tabela 71.
Podsumowanie wynikéw analizy BIA — analiza uzupetniajaca

Kategoria 2015 2016

Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca IVIg na koniec roku

Scenariusz istniejacy 193 197

Scenariusz nowy 187 186

Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca SClg na koniec roku

3 H-ﬁ Scenariusz istniejacy 124 126 3 HTA

consul consultin

Scenariusz nowy 118 114

Liczba pacjentéw z PNO leczonych za pomoca fSClg na koniec roku

Scenariusz istniejacy 0 0

Scenariusz nowy 12 24

Wydatki ptatnika publicznego [min zi] — obliczenia z uwzglednieniem marzy hurtowej

Scenariusz istniejacy 39,31 40,10
Scenariusz nowy 39,48 40,43
Wydatki inkrementalne 0,16 0,33

Wydatki ptatnika publicznego [min zf] — obliczenai bez uwzglednienia marzy hurtowej

Scenariusz istniejacy 38,59 39,37
Scenariusz nowy 38,72 39,63
Wydatki inkrementalne 0,13 0,27
L‘; “J; ‘;4,“
B\ HTA = B\HIA = B\HIA = B\HIA
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