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N DEKS SKRO TS W

AOTM

Agencja Oceny Technologii Medycznych

BSC

Naturalny przebieg choroby uwzgledniajacy najlepsza dostepna opcije terapeutyczng (ang. best supportive
care)

ChPL

Charakterystyka produktu leczniczego

CIs

Clinically isolated syndrome (jednoobjawowa postac sugerujaca MS)

HTA

Ccena technologii medycznych (ang. Health Technology Assessment)

ICD-10

Miedzynarodowa Statystyczna Klasyfikacja Chordb i Problemdéw Zdrowotnych {ang. International Statistical
Classification of Diseases and Related Health Problems)

INFB-1b

Interferon beta-[b {INF)

JGP

Jednorodne Grupy Pacjentdw

MS

Multiple sclerosis (stwardnienie rozsiane)

NFZ

Narodowy Fundusz Zdrowia

RRMS

Relapsing-remitting multiple sclerosis {rzutowo — remisyjna posta¢ stwardnienia rozsianego)

SPMS

Secondary progressive multiple sclerosis (wtérnie postepujaca postaé stwardnienia rozsianego)
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STRESZCZENIE

Cel analizy

Analize wplywu na system ochrony zdrowia (BIA, ang. budget impact analysis) wykonano w celu oszacowania skutkdw finan-
sowych dla budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ) w przypadku refundacji produktu Betaferon® {interferon beta-
Ib) w ramach nowego programu lekowego ,,Leczenie stwardnienia rozsianego w postaci wtornie postepujqeej (ICD-{0 G 35)” .

Ekspertyza zostala przeprowadzona na zlecenie firmy Bayer Sp. z c.c.

Metodyka i zatozenia

W analizie wplywu na system ochrony zdrowia oceniono konsekwencje finansowe dla platnika publicznego refundacji pro-
duktu leczniczego Betaferon®, w leczeniu dorostych pacientéw z czynna postacia SPMS w ramach programu lekowego (lata
2016-2019). Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft® Office Excel.

Populacje docelowa stanowia osoby dorosle cierpiace na stwardnienie rozsiane w postaci wtornie postepujacej (SPMS,
ang. secondary progressive multiple sclerosis), ktdre kwalifikuja sie do nowego programu lekowego zaproponowanego
przez producenta.

Analize wplywu wprowadzenia refundacji produktu Betaferon® {interferon beta-Ib) w ramach Programu Lekowego , Lecze-
nie stwardnienia rozsianego w postaci wtornie postepujacej (ICD-10 G 35)" na system ochrony zdrowia przeprowadzono
z perspektywy platnika publicznego finansujacego swiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz Zdrowia; NFZ). Dodatkowo
przedstawiono wplyw wprowadzenia programu na koszty ponoszone przez pacjenta.

Analize przeprowadzono dla czteroletniego horyzontu czasowego (lata 2016-2019).
WV analizie poréwnano skutki dla budzetu refundacyjnege NFZ dwéch scenariuszy sytuacyjnych:

* scenariusza ,istniejacego”, zakladajacego brak refundacji produktu Betaferon® w rozwazanej populacji docelowej
chorych na SPMS w ramach proponowanego programu lekowego;

+ scenariusza ,nowego”, w ktérym produkt Betaferon® uzyskuje refundacje w rozwazanej populacji docelowej
chorych na SPMS w ramach proponowanego programu lekowego.

W analizie oszacowano bezwzgledna oraz procentowa zmiang kosztow platnika wynikajaca z wprowadzenia nowego pro-
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Perspektywa pacjenta

W przypadku wprowadzenia refundacji preparatu Betaferon® roczne wydatki z perspektywy pacjenta na leczenie pacjentow
z SPMS w pierwszych czterech latach zmniejszylyby si¢ o ponad 350 tys. PLN w poréwnaniu z wydatkami ponoszonymi
przy zatozeniu scenariusza istniejacego. Powyisze oszczednosci wynikaja w gidéwnej mierze z pozytywnego wplywu interfe-
ronu beta-|b na ograniczenie progresji choroby {ocenianej w skali EDSS) wsréd pacjentdw z SPMS.

Whioski koncowe

Pacjenci cierpiacy na stwardnienie rozsiane w postaci wtornie postepujacej w obecnej sytuacji prawnej nie majg mozliwosci
optymalnego aktywnego leczenia. Pozytywna decyzja dotyczaca wprowadzenia nowego programu lekowego fundamentalnie
zmieni sytuacje pacjentdw z populacji docelowej zapewniajac im aktywne leczenie, do ktdrege do tej pory nie mieli dostepu.
Ponadto ze wzgledu na ograniczenie progresji choroby {ocenianej w skali EDSS) wsrdd pacjentéw poddanych terapii inter-
feronem beta-lb wydaje sie wysoce prawdopodobne zmniejszenie. kosztdw oraz czasu poswigcanegoe przez rodzi-
ne/opiekundw na pomoc choremu. Przeprowadzona analiza wplywu na system ochrony zdrowia reﬁlndac;’i produktu Beta-
feron® w leczeniu doroslych pacjentdw z czynna postacia SPMS. w ramach programh lekowego wykazah, Ze pozytywna
decyzja dotyczaca wprowadzenia proponowanego programu lekowego wiaze .sig ze wzrostem wydatkdw platnika publicz-
nego i oszczednosciami z perspektywy pacjenta. ) )
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[T.'ANAL'IZA'WPLYWU'NA'SYSTEM'OCH RONY ZDROWIA‘

I.1. Cel analizy

Analizg wplywu na system ochrony zdrowia (BlA, ang. budget impact analysis} wykonano w celu oszacowania
skutkéw finansowych dla budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia {NFZ} w przypadku refundacji produktu
Betaferon® (interferon beta-1b} w ramach nowego programu lekowego ,,Leczenie stwardnienia rozsianego w po-
staci wtornie postepujqeej (ICD-10 G 35)” (patrz zataeznik 3.1)

Ekspertyza zostala przeprowadzona na zlecenie firmy Bayer Sp. z o.0.

1.2. Metodyka i zatozenia

W analizie wplywu na system ochrony zdrowia oceniono konsekwencje finansowe dla platnika publicznego
refundacji produktu leczniczego Betaferon®, w leczeniu dorostych pacjentéw z czynng postacia SPMS w ramach
programu lekowego (lata 20[6-2019). Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft®
Office Excel.

1.2.1. Populacja

Populacje docelows stanowia osoby doroste cierpigce na stwardnienie rozsiane w postaci wtornie postgpujacej
(SPMS, ang. secondary progressive multiple sclerosis}), ktdre kwalifikuja sie¢ do nowego programu lekowego zapro-
ponowanego przez producenta (dokladny opis tego programu znajduje sig w zataczniku 3.1). Szczegotowy opis
oszacowania populacji zamieszczono w rozdziale [.3.

1.2.2. Perspektywa

Analize wplywu wprowadzenia refundacji produktu Betaferon® (interferon beta-1b; INFB-1b) w ramach Pro-
gramu Lekowego ,,Leczenie stwardnienia rozsianego w postaci wtérnie postepujqcej (ICD-10 G 35)” (patrz zafacznik
3.1) na system ochrony zdrowia przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansujacego swiadczenia
zdrowotne (Narodowy Fundusz Zdrowia). Dodatkowo przedstawiono wplyw wprowadzenia programu
na koszty ponoszone przez pacjenta.

1.2.3. Horyzont czasowy

I - o«rosic trzyletnim program powinien objaé caly populacj docelowa
(tzn. wszyscy pacjenci potencjalnie spetniajacy kryteria kwalifikacji do programu zostaliby do niege wiaczeni),
stad analize wplywu wprowadzenia refundaciji produktu Betaferon® (interferon beta-1b) w ramach Programu

Lekowego ,Leczenie stwardnienia rozsianego w postaci wtérnie postepujgcej (ICD-10 G 35)” (patrz zalacznik 3.1)
na system ochrony zdrowia przeprowadzono dla czteroletniego horyzontu czasowegoe (lata 2016-2019).

1.2.4. Porownywane scenariusze

W analizie wplywu na system ochrony zdrowia poréwnano skutki dla budzetu refundacyjnego Narodowego
Funduszu Zdrowia dwoch scenariuszy sytuacyjnych:

® scenariusza ,istniejacego”, zakladajacego (zgodnie ze stanem aktualnym [17]) brak refundacji produktu

®

Betaferon® w rozwazanej populacji docelowej chorych na SPMS;
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®  scenariusza ,,nowego”, w ktorym produkt Betafero™ uzyskuje refundacje w rozwazanej populacji do-
celowej chorych na SPMS w ramach proponowanego programu lekowego (patrz zataeznik 3.1).

W analizie oszacowano bezwzgledna oraz procentows zmiane kosztow platnika wynikajaca z wprowadzenia
nowego programu [ekowego.

1.2.5. Forma przedstawienia wynikéw

WV analizie dla kazdego z poszczegolnych [at horyzontu czasowego oszacowano wplyw na roczne wydatki plat-
nika publicznego wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Betaferon® w nowym, zaproponowanym
przez producenta programie lekowym {patrz zalacznik 3.[}). Zgodnie z Wytycznymi AOTMIT dla kazdego
z poszczegdlnych [at horyzontu czasowego przedstawiono réwniez zuzycie zasobdow w postaci liczby zuzytych
opakowan produktu Betaferon®.

Whyniki przedstawiono z perspektywy platnika publicznege za swiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz
Zdrowia). Ze wzgledu na koszty ponoszone przez pacjenta zwigzane z leczeniem objawowym (BSC; ang. best
supportive care), przedstawiono rowniez wydatki z perspektywy swiadczeniobiorcy.

Wplyw zmian w zalozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy scenariuszy skrajnych — scena-
riusza minimalnego i maksymalnego. Zatozenia przyjete dla scenariusza minimalnego i maksymalnego zaprezen-
towano w rozdziale 2.1.2.1.

1.2.6. Dyskontowanie

WV analizie wplywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztdw, poniewaz ten typ

analizy przedstawta przeptyw srodkéw finansowych w czasie, wobec czego dyskontowanie nie jest wymaga-
ne [3].

1.2.7. Wospoétczynnik compliance

W pracy | z “torej to zaczerpnigto dane kosztowe, przyjeto wspélezynnik compliance
na poziomie 95%.

1.3. Oszacowanie populacji

1.3.1. Populacja pacjentéow, u ktorych wnioskowana technologia moze
by<¢ zastosowana

Zgodnie z charakterystyka produktu leczniczego (ChPL) preparat Betaferon® [8] wskazany jest w leczeniu:

® pacjentow z pojedynczym ogniskiem demielinizacjt z czynnym procesem zapalnym, ktdry jest wystar-
czajaco zaostrzony | uzasadnia leczenie za pomocy dozylnego podania kortykosteroidow, jesli wyklu-
czono alternatywne rozpoznania i jesli u pacjentéw wystepuje duze ryzyko rozwoju jawnego klinicznie
stwardnienia rozsianego,

*  pacjentow z ustepujacc — nawracajaca postacia stwardnienia rozsianego (RRMS, ang. relapsing-
remitting multiple sclerosis), u ktérych w ciggu ostatnich dwdch lat wystapily przynajmniej dwa rzuty
choroby,

*  pacjentow z wtornie postgpujacy postacia stwardnienia rozsianego (SPMS, ang. secondary progressive
multiple sclerosis) w czynnym stadium choroby potwierdzonym rzutami.



- _______________________________________________________________N [NAR N _______________

INSTYTUT ARCANA
Interferon beta-lb (Betaferon®) w leczeniu stwardnienia rozsianego w pastaci widrnie postepujqcej — analiza wplywu na system ochrony

zdrowia

Podstawowg informacja potrzebng do oszacowania liczby oséb wymienionych w charaketerystyce jest liczba
oséb chorujacych na stwardniente rozsiane w Polsce. W zgromadzonych zrédtach (patrz Tabela [} mozna od-
nalez< istotne réznice w danych dotyczacych epidemiologii stwardnienia rozsianego — szacunkowa liczba cho-
rych waha sie od ok. [[ do 60 tysiecy (jezeli w Zrodle podana zostata srednia liczba chorych przypadajaca na
100 000 osob, obliczono wynikajaca z tej wartosci liczbe chorych w Polsce w 2014 roku bazujac na danych
GUS dotyczacych liczby ludnosct w Polsce [10]).

Tabela |I. Rozpowszechnienie stwardnienia rozsianego w polskiej populacji w 2014r.

l Region Liczba chor;);gl;na 100 000 Liczba chorych*® Zradio
Warszawa 28 10 731
Pruszkow 29 10 98%
Bydgoszcz 37 14 03%
BIA Betaferon® 2014 [6]
Polska 120 46 154
Polska 150 57 693
Polska 167 64 231
Krosno 37 14 231
Bydgoszcz 43 16 53%
Wielkopolska 45 17 339
powiat Szczecinski 55 21 154 Potemkowski 2009 [20]
BIA A 20145
powiat Szczecinski 59 22692 vonex Bl
powiat Szczecinski 92 35308
Wielkopolska 65 25000
Tczew 75 28 846
Polska 40 15 385 Selmaj 2005 [24]
Selmaj 2005 [24]
Polska 150 57 693 Narodowy Program
Leczenia Chorych
z SM - 08.2006 [14]
Patemkowski 2009 [20]
Lublin 57 22039 BIA Avonex 2014 [5]
tobinska 2004 [13]
powiat Szczecinski 11 42516 Potemkowski 2001 [19]
AWA Avonex 2014 [1]
Polska - 30 000
on Raport AOTM 2011 [2]
Polska - 45 000 Barometr 2013 [9]
BIA Avonex 2014 [5]
Polska - 40 000 AWA Avonex 2014 [1]
Raport AOTM 2011 [2]
Raport AOTM 2011 [2]
Polska - 60 000
o BIA Avonex 2014 [5]
Polska - 50 000 Raport AOTM 2011 [2]
Polska - 38 050 PTSR 2011 [18]
Srednia na podstawie Obliczenia whasne bazujgce na
. 86 33025 .
powyzszych danych powyzszych danych
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* W przypadku podania wspotczynnika chorobowosci w danej pracy, liczbg chorych na MS przeliczono bazujac na danych GUS [10] doty-
czacych liczby ludnosci w Palsce w 2014 roku: 38 461 750 asob

Trudno jednak nadad sens sredniej z tak rozbieznych wartosci. _

N |-
potracby dalszych oszacowai obliczono éredna
oraz wynikajacy z tej liczby wspdiczynnik chorobowosci _ {patrz Tabela 2).

Tabela 2. Rozpowszechnienie stwardnienia rozsianego w polskiej populacji na podstawie opinii eksperta medycznego

- Region Liczba cho:yscf’l:’na 100 000 Liczba chorych Zrodto

Polsa : I

[ g m - i

* Oblizono wzgledem roku 2014, jako iloraz Sredniej liczby chorych na MS przez tjczng liczebnos¢ populacji Polski w 2014 roku
(GUS [10])

WV tabeli ponize] przedstawiono oszacowang liczebnosé populacji chorych na MS w Polsce w poszczegolnych
latach horyzontu czasowego analizy przy uwzglednieniu wspotczynnika chorobowosci na poziomie 95/100 000
oséb {patrz Tabela 2).

Tabela 3. Rozpowszechnienie stwardnienia rozsianego w polskiej populacji w 2015 - 2019r.

. - Liczba chorych na stwardnienie roz-
Rok Populacja ogdlna d
l siane w Polsce

2015 38 419 004 36 459 (=38 419 004 x $5/100 000)
2016 38 36% 391 36 412 (=38 369 391 x 35/100 000)
2017 38315455 36 361 (=38 315 455 x 95/100 000)
2018 38259 528 36 308 (=38 259 528 x 35/100 000)
2019 38200 553 36 252 (=38 200 553 x 35/100 000)

Populacje pacjentdw kwalifikujacych sig do leczenia produktem Betaferon® mozna podzieli¢ ze wzgledu na re-
prezentowang przez nich postac stwardnienia rozsianego, tj. odpowiednio na pacjentéw z RRMS i SPMS oraz
dodatkowo wyszezegdlnic populacje pacjentéw z klinicznie izolowanym zespotem sugerujacym MS (CIS; ang.
Clinically isolated syndrome).

Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentéw z Kiinicznie izolowanym zespolem sugerujgcym MS (CIS
- Clinically isolated syndrome) potencjainie kwalifikujqcych sie do terapii produktem Betaferon®
zgodnie z kryteriami zawartymi w ChPL [8]

U blisko 85% chorych na stwardnienie rozsiane choroba rozpoczyna sie od epizodu CIS, jednak nie kazdy, kto
doswiadczyt CIS zachoruje na stwardnienie rozsiane [I1]. Wsrod przedstawicieli rasy biafej i nie-latynoskiej

zapadalnosé na CIS wynosi ok. 5,9 przypadkéw na 100 000 oséb [ 12]. [

Badania wskazujg, Ze stwardnienie rozsiane rozwija si¢ u od 30% do 70% oséb
z CIS [28]. W celu oszacowania zwigzanej z CIS populacji ze wskazania zatozono, ze 50% (Srednia z 30% i 70%)
pacjentow doswiadczajacych CIS ma objawy silnie wskazujace na duze ryzyko rozwoju jawnego klinicznie
stwardnienia rozsianego (jak we wskazaniu). Oznacza to, ze srednio co roku przybywa nieco ponad | 100 no-
wych oséb, ktére doswiadczyly CIS i jednoczesnie znajduja sig w grupie ryzyka rozwoju stwardnienia rozsiane-
go (patrz Tabela 5). Oszacowanie chorobowosci wymaga informacji na temat tego jak dlugo dana osoba pozo-
staje ,,w stanie CIS". W pracy Bonek 2009 [7] przywolane s3 badania naturalnego przebiegu stwardnienia roz-



- _______________________________________________________________N [NAR N _______________

INSTYTUT ARCANA
Interferon beta-lb (Betaferon®) w leczeniu stwardnienia rozsianego w pastaci widrnie postepujqcej — analiza wplywu na system ochrony

zdrowia

sianego. Wsrdd oséb, u ktorych CIS przeszio ostatecznie w CDMS (clinically defined multiple sclerosis) —
a wigc w populacji bardzo zblizonej do rozwazanej w tym miejscu — po roku od rozpoczecia obserwacji 63%
pacjentow wciaz byto w stanie CIS. Mediana czasu przejscia do CDMS wyniosta [,9 roku. Po 2 latach 47%, a
po 5 latach 26% pacjentdw pozostawato w grupie CIS. Na podstawie tych danych i za pomocy regresjt wyktad-
niczej (odpowiedniej dla modelowania zjawisk, ktérych dynamika zmniejsza sig wraz z uplywem czasu} oszaco-
wano odsetek pacjentow, kedrzy weiaz s3 w stanie CIS po uplywie czasu T od momentu rozpoznania CIS. Po-
niewaz po |5 latach z takiej grupy zostaje mniej niz 2% pacjentdw, obliczajac liczbe oséb w stanie CIS w danym
roku uwzgledniono osoby, u ktérych CIS wystapil nie wezesnigj niz |5 lat przed danym rokiem, tj. rozwazono
T=I.,..., |5. Ponizej przedstawiono zalozong w analizie zaleznos¢ pomigdzy iloscig oséb weigz w stanie CIS, a
czasem T od rozpoznania (rownowaznie: prawdopodobienstwo znajdowania sig w stanie CIS po uplywie czasu
T od momentu rozpoznanta CIS}. Doktadne wyntki przedstawia Tabela 4, a ich wizualizacje Rysunek |.

Tabela 4. Wyniki estymacji wykladniczej odsetka pacjentow w stanie CIS po uplywie ¢zasu T od rozpoznania na podsta-
wie pracy Bonek 2009 [7] .

-?!?:zas, ktéry uptynat od momentu diagnozy w Iﬁ?ch_o-dsetek pacjentéow w stanie CIS_

0 140,00%
| 63,00%
2 47,00%
3 40,18%
4 31,13%
5 26,00%
6 18,69%
7 14,48%
8 11,22%
9 8,69%
10 6,73%
1 5,22%
12 4,04%
13 3,13%
14 2,43%
15 1,88%

Rysunek |. Czgs¢ poczatkowej grupy pacjentéw jaka stanowia osoby wcigz w stanie CIS po danym uplywie czasu

120,00%

100,00%
80,00% 1N\

60,00% \

40,00% \

20,00% \

K—_

osoby w stanie CIS

0,00%

0 I 2 3 4 5 6 7 8 g 10 Il 12 13 14 15
czas T od poczatku badania (w latach)
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Ponizsza tabela przedstawia oszacowang liczbe oséb w stanie CIS w latach 20[5 — 2019 oraz zapadalnosé
na CIS w latach 2000-20[5. W kazdoroczng populacje w latach 2015-2019 wliczone s3 nowozdiagnozowane
osoby z CIS oraz te, ktére wciaz s3 w stanie CIS, a diagnoza miata miejsce od roku do [5 lat wezesniej.

Tabela 5. Zapadalnosé na CIS w latach 2000-201 % oraz chorobowos¢ w latach 2015 - 2019r.

POk nowi pacjenci z CIS Skumulowal:l liczba pacjentow przy 15 Ietnlm‘
Oryzoncie Czasowym

2000 1128 x
2001 1128 x
2002 1127 x
2003 1127 x
2004 1126 x
2005 1126 x
2006 1125 x
2007 1124 x
2008 1125 x
2009 1126 x
2010 1137 x
2011 1137 x
2012 1137 x
2013 1136 x
2014 1135 x
2015 1133 4328
2016 1132 4327
2017 1130 4327
2018 1128 4326
2019 1127 4327

Tabela 6. Szacunkowa liczba osdb z pojedynczym ogniskiem demielinizacji (CIS) z duzym ryzykiem przejscia w jawng
klinicznie postac stwardnienia rozsianego {CDMS) .

Rok liczba osob z CIS
2016 4327
2017 4327
2018 4326
2019 4327

Oszacowanie liczebnosci populacji pacjentow z RRMS i SPMS potencjalnie kwalifikujgcych sie do te-
rapii produktem Betaferon® zgodnie z kryteriami zawartymi w ChPL [8]

WV raporcie AOTM z 2011 roku dotyczacym TPZ ,Leczenie stwardnienia rozsianego™ [25] znajduje sig naste-
Pujaca opinia eksperta:
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~Szacuje sie obecnie, ze grupa chorych liczy 40-50 tys. oséb. Okolo 113 reaguje na leczenie preparatami wskazanymi
we wniosku TPZ. W krajach, w ktorych leki tef grupy sq przyjmowane pizez wszystkich pacjentdw, ktorzy zgodnie
ze wskazaniami medycznymi powinni by¢ leczeni wymienionymi preparatami, grupa leczonych wynosi: 30-40 proc. calej
populacji chorych. To w prostym rachunku daje od 13 de 16 tys. cséb, ktdrzy powinni zosta¢ objeci terapiq.”

Opierajac sie na te] opinii, przyjeto, e populacja oséb z RRMS [ub SPMS opisana we wskazaniu, tj. taka, u kté-
rej mozna stosowad Betaferon®, wynosi od 30% do 40% oséb ze stwardnieniem rozsianym. Tabela 7 przedsta-
wia liczebnosc¢ tej populacjt w latach 2016-2019.

Tabela 7. Liczebno$¢ populacji opisanej w ChPL produktu Betaferon® i zwigzanej z SPMS lub RRMS

Odesetek oséb z RRMS lub SPMS wsrdd chorych na SM, ktére moga by¢ leczone produktem Betaferon®

Rok

30% 35% (=srednia z zakresu}) 40%
2018 10 924 12744 14 5565
2017 10 908 12726 14 544
2018 10 832 12708 14 523
2019 10 876 12 688 14 501

Liczebnos¢ populacji obejmujqcej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢
stosowana

Populacja wszystkich pacjentdw, u ktdrych Betaferon® moze by< stosowany obejmuje oszacowang populacjg
zwigzang z CIS (patrz Tabela 6) oraz RRMS lub SPMS (patrz Tabela 7). Skumulowane dane przedstawia
Tabela 8.

Tabela 8. Liczebnos¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentdw, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ stoso-

wana
Rok Liczebnos¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych wnioskowana technologia moze byé
l stosowana®
2016 18892
2017 18871
2018 18 850
2019 18828

* Podang liczebno$¢ w danym roku obliczono, jako suma facznej liczby pacjentow z CIS (patrz Tabela 6) oraz pacjentéw z RRMS lub SPMS
(patrz Tabela 7; wartos¢ maksymalna) potencjalnie kwalifikujacych sig do terapii produktem Betaferon® zgodnie z ChPL [8]

1.3.2. Populacja docelowa, wskazana we wniosku o refundacjg produk-
tu leczniczego Betaferon®

Populacje docelows stanowia osoby doroste cierpiace na stwardnienie rozsiane w postaci wtdrnie postgpujacej
(SPMS), ktore kwalifikujg sie do nowego programu lekowego zaproponowanego przez producenta (szczegdfo-
wy opis programu znajduje sig w zataczniku 3.1). VWprowadzenie nowego programu lekowego ma na celu objg-
cie leczeniem tych pacjentow, u ktdrych badz nie stosowano dotychezas leczenia modyfikujacego przebieg cho-
roby (DMT - disease modifying treatment), badz przerwano to leczenie w ramach istniejacych programow
lekowych dla pacjentéw z RRMS [17] z powodu przejscia choroby w postac wtdrnie postepujacy. W tabeli
ponizej przedstawiono oszacowanie populacji chorych na wtdrnie postepujaca postac stwardnienia rozsianego
(SPMS). Nalezy podkresli¢, ze okreslenie tej populacji jest bardzo trudne nie tylko ze wzgledu na brak aktual-
nych badan, ale przede wszystkim ze wzgledu na istotnie zréznicowang wsrod pacjentow dynamike rozwoju
stwardnienia rozsianego. Prawie zawsze SPMS rozwija si¢ po wczesniejszym wystepowaniu RRMS, natomiast
tempo ewolucji choroby zalezy m.in. od wieku, w ktdrym rozpoczefa sig choroba i czasu trwania leczenia. Wia-

14
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domo, ze srednio po 5-7 latach w postaci RRMS choroba przechodzi w postaé SPMS [24]. Nie ma jednak da-
nych dotyczacych polskiej populacji chorych na RRMS, ktdre podawatyby dla niej rozkiad czasu trwania choro-
by, wobec czego trudno taka informacje wykorzystac. Tabela 9 przedstawia liczebnosé populacji oséb z SM
w postaci SPMS oszacowana na podstawie odnalezionych prac dotyczacych epidemiologii SM. W analizie liczeb-
nos¢ populacji oséb z SPMS przyjeto jako srednig z przedstawionych w tabeli wartosci.

Tabela 9. Oszacowanie populacji chorych na SPMS w Polsce w 2015 r.

Odsetek Liczba chorych z SPSM Zradto
16,80% 6 125 Kulakowska 2010
32,00% 11 667 Pugliatti 2006
40,91% 14 916 Potemkowski 2001
44,90% 16 370 Potemkowski 2001

(z wytazeniem wartosci skrajnej z pracy Kutakowska 2010: autorzy badania wska-
Srednia 14 438 zujg na prawdopodobne przeszacowanie populacji pacjentow z RRMS oraz niedo-
szacowanie liczebnosci pozostatych grup pacjentow)

WV ponizszej tabeli przedstawiono oszacowang populacje chorych na SPMS w latach 2016-2019.

Tabela 10. Oszacowanie populacji chorych na SPMS w Polsce w latach 2016 — 2019r.

l Rok Liczba chorych z SPSM
2016 14 449
2017 14 429
2018 14 408
2019 14 386
Kryteria wlaczenia

Program skierowany jest do pacjentdw cierpiacych na stwardnienie rozsiane w postaci wtdrnie postgpujacej,
u kedrych choroba rozpoczeta sie od postaci rzutowo-remisyjnej {RRMS} i ktorych stan oceniany jest na 3,0-6,5
punktow w skali EDSS. Warunkiem kontecznym kwalifikacji do programu jest wystepowanie rzutdw w przebie-
gu choroby. Ponadto osoby wilaczane do programu definiowane s3 przez wystepowanie pogorszenia w ciggu
24 miesigcy stanu chorego o ponad | punkt w skali EDSS niezaleznie od rzutdw.

Dodatkowo, pacjenci kontynuujacy leczenie | [ub Il [init RRMS {preparatami interferonu beta-la i -1b, octanu
glatirameru, fingolimodu i natalizumabu}, u ktérych rozwinela sie posta¢ wtdrnie postgpujaca MS z rzutami,
réwniez moga zostac zakwalifikowani do programu (patrz zatgeznik 3.1).

Podstawowym kryterium uniemozliwiajacym wiaczenie do programu {patrz zalacznik 3.1) jest wystepowanie
przeciwwskazan do stosowania produktu Betaferon® wymienionych w ChPL [8] (np. ciaza, nadwrazliwosé na
interferon beta, cigzka depresja, mysli samobojcze, niewyrdwnana choroba watroby) lub wystepowanie postaci
innej, niz SPMS (w tym postaci pierwotnie postepujacej - PPMS). Ponadto, z udzialu w programie wyklucza
wystepowanie ktoregokolwiek z nastepujacych przeciwwskazan: zaburzenia <zynnosci tarczycy, zdekompenso-
wana niewydolnos¢ watroby, padaczka, leukopenia ponizej 3000/pl lub istotna klinicznie niedokrwistos¢ (wig-
cej szczegotow w zalaczniku 3.1).
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Kryteria wyfaczenia

Pojawienie sig u pacjenta leczonege w ramach proponowanego programu [ekowego co najmniej jednego
z ponizszych przeciwwskazan powoduje wylaczenie go z programu:

1) nadwrazliwos¢ na interferon beta - ostre reakeje nadwrazliwosci {wstrzas anafilaktyczny, skurcz oskrzeli, pokrzywka);
2) stan kliniczny chorego oceniany w trakcie badania kontrolnego powyzej 6.5 w skali EDSS, utrzymuiacy si¢ co najmniej &
miesiecy bez zwiazku z zaostrzeniem
3) <iaza;
4) zdekompensowana niewydolnos¢ watroby (enzymy watrobowe 5 razy lub wiecej powyzej normy potwierdzone bada-
niem kontrolnym i utrzymujace si¢ pomimo modyfikacji leczenia);
5) zaburzenia czynnosci tarczycy {bez eutyreozy);
6) istotne klinicznie zmiany skorne;
7) zmiana parametrow krwi w nastepujacym zakresie:
a) stezenie hemoglobiny ponizej ¢ g/dl,
b) leukopenia ponizej 3000/ul,
¢) limfopenia ponizej 1000/ul,
d) trombocytopenia ponizej 75000/ul
- potwierdzone badaniem kontrolnym i utrzymujace sie pomimo modyfikacji leczenia;
8) depresja niepoddajaca si¢ leczeniu;
9) padaczka, z wylaczeniem napaddw wystepujacych u dzieci i mlodziezy jako objaw rzutu stwardnienia rozsianego;
10) pojawienie sig innych przeciwwskazan wymienionych w Charakterystyce Produktu Leczniczego.

Dla oszacowania populacji docelowe], szczegdlnie istotny jest podpunkt 2) z listy przeciwwskazan (patrz powy-
zej).

Czas trwania leczenia ograniczony jest przez skutecznos< leczenia, ktdra poddawana jest ocenie co |2 miesiecy.
Wystapienie trwalego i niezwigzanego z rzutami zwigkszenia stopnia niesprawnosci ocenianej w skali EDSS:

a. o | punkt jesli wyjsciowa punktacja w skali EDSS wynosita do 5.5 punktu wiacznie,
b. o 0.5 punktu, jesli wyjsciowa punktacja w skali EDSS wynosita 6 lub 6.5 punktow;

powoduje wylaczenie z programu. Leczenie powinno by¢ stosowane tak diugo jak osiggana jest skutecznosc
kliniczna oraz nie wystapia kryteria wylaczenia (patrz zalacznik 3.1).

Tabela | 1. Oszacowanie populacji docelowej — chorzy na czynng posta¢ SPMS spetniajacy kryteria kwalifikacji do nowego
programu lekowego

Liczba ch h .
Parametr Dane lczba chorych w Zradio { Komentarz
2016 roku
Chorzy na MS w Polsce - 36412 Patrz Tabela 3
Charzy na SPMS w Polsce - 14 449 Patrz Tabela 10
) 5780 (14449 x
Chorzy w czynnym stadium SPMS - 40%)

Chorzy z SPMS, u ktdrych poczatek 92,00 % (=100% — 5317 (=5 780 x

choroby stanowia postaé RRMS 8% 92% ]

Chorzy Z SPMS w stanie EDSS 3,0- 3 456 (=5 317x
65,00 %
6,5 R 65%)

Nz podstawie pracy "Epidemiotogia stwardnienia
rozsianego™ [22] u ok 22% pacjentéw z MS wy-
stepuje ciezka depresfa {ktorej czasem towarzysza
proby samobojcze). Ponadto w pracy Depression in
multiple sderosis: a review, R | Siegert, D A Abernethy
[21] pedano, ze u okoto 29% pacjentow z SM
stwierdza sig umiarkowang do cigzkiej postaci

Pacjenci bez objawow cigzkiej depre- 74,5 % 2575 (=3 456 x
sjt (=100% — 25,5%) 74,5%)




- _______________________________________________________________N [NAR N _______________

INSTYTUT ARCANA
Interferon beta-lb (Betaferon®) w leczeniu stwardnienia rozsianego w pastaci widrnie postepujqcej — analiza wplywu na system ochrony

zdrowia

Liczba chorych w

2016 roku Zradio  Komentarz

Parametr Dane

depres;ji.

Chorzy z SPMS potencjalnie kwalifi-
kujacy sig do zastosowania produktu
Betaferon® w ramach Programu

Lekowego (przy mtozeniu wiyczania 1287 (=2 575 x

pacjentow z wystagpieniem progresji - 50,0%) _
w ciggu 24 miesiecy © €0 hajmniej

| punkt w skali EDSS niezaleznie

od rzutéw)
Chorzy z SPMS potencjalnie kwalifi-
kujacy sig do zastosowania produktu

Betaferon® w ramach Programu [ ]
Lekowego (przy zatozeniu whiczania ||| NG 1094 (=1 287 x
pacjentow z wystgpieniem progresji _ 85,0%) L
w ciqgu 24 miesiecy o wigcej niz | -
punkt w skali EDSS niezaleznie od

rzutow)

Liczebnos¢ populacji docelowej (chorzy na aktywna
postac SPMS spehiajacy wszystkie kryteria kwalifika- 1 094

<ji do nowego programu lekowego}

Nalezy zauwazy<, iz liczebnos¢ populacji docelowej oszacowana przy zatozeniu wlaczania do programu [ekowe-
go pacjentow z wystapieniem progresji w ciagu 24 miesiecy o co najmniej | punkt w skali EDSS niezalez-

nie od rzutow wynosi | 287 pacjentdw (patrz Tabela |1} _

I - - :ch analizy podstawowej przyjato 972 pacjentéw, jako liczebnosé popu-

lacji docelowe]j (=$rednia z wartosci [ 094 wyznaczonej na podstawie danych epidemiologicznych (patrz Tabela

1) Y V' r:mch analizy scenariuszy

skrajnych rozwazono odpowiednio 850 oraz | 094 pacjentow {patrz rozdziat 2.1.2.1). _

_ w danej jednostce czasu {np. rok / miesiac) {aczna liczba chorych spelniajacych

kryteria kwalifikacji do programu jest niezmienna, stad liczebnos¢ populacji docelowej w kolejnych latach hory-

zontu czasowego analizy jest stala (patrz tabela ponizej). Powyisze zalozenie uzasadnione

Tabela 12. Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej w kolejnych latach horyzontu czasowego analizy (2016-2019)

' Rok 2016 2017 2018 201¢ I
Liczebnos¢ populacji docelowej— Analiza podstawowa 272 972 972 972
Liczebnos¢ populacji docelowej — Scenariusz minimalny 850 850 850 850
Liczebnos¢ populacji dacelowej — Scenariusz maksymalny 1094 1054 1054 1054




8l

%y £'86% TEVT L (4| o€ gl 4 | 31 05T 9660590666065 (q1-83q wnuc.apRIw) BARDG

%81 €68 T ¥'€95 1€ (4] 3 gl [4 I 31067 5166190666065  (41-33q WNUCI3LAIU) HUUEIDG

%y 5’108 4959 £l 14 (4! L £ My peeriB0666065 (e1-®3q wnuosapaY) b1 P1q3Y

%I £'s8l S0ty T £l 87 Tl £ £ By [6¥BTLO66606S (e1-®13q wnuosdNU) P J1qoY

%09 6107 8 0816 901 £1 82 ¥ Fi | B10E LOY1001666068 (e1-@2q wnuosapaiw) Xauosy

%% £'0¢8 6'€28 01 £l 8T ¥ £ | 810¢ 8Y18000666065 (e1-@29q wnuosauBIL) XUOAY
seadoad m v 10T 304 WP fzea an emep

' ¥ 107 » ndeasy  m uemodedo siuemodedo niuemodedo 3|1 BU i
ndesayoyualded rejuafd>ed juem : NY3 po3| N3 EMZEN
-ojualded eqzoy| YyoAuemop flup B3l MIPMEpP I50[!

yanpsAzsm o, -osedo vqzo| slueMOoNMEp

-unyaJz Bqzo||

([9] M mop080z2zs [a0d1m = N33 Bioeysod d1s Bluzoa iIbue)sqns | s1mzeu [swes [3) o0 Apjnpoad) wihmoss| snweadoad wiupenpie m suemosols B9 ‘¢ BRYe L,

‘(dideaay yahokinsueuy swujeizp
-owes alujeuszod motusled zalumod alnwlago aluemodezso} qoso (oG & — 000  PezoeRzAd Buumod alu adsjod m pjnpodd Auezemzou yalotinsods ysioys eqzy
euzok} (BIUEMOSOIS JRISBIW / NTd 00°000 € peuod) ewusbed zazid nyp) ndnyez oBsujpizpowes mjpedizad m guossjersg waninposd Ndesan 12s0) POsAM )upd|dzm eu
13emn Z (| eRqeL zU3ed) SINYY Z Y2AI0Y 000 b OfOXO N AUBMOSOIS 153l M9 JuoJaseIng nINPoJd P %05 doizod Bu SINYY Ul | Buszig| slwesdold wAufeny
e M YPAURMOSOIS MO Mjudl m njeizpn oBaiupaJs niuazofez Az4gd ([] % 1'7S — 7'8p YoeoIueJE M emojdoso | Aupqels }4q 7107-6007 ¥ Iuszaisazud eu jeizpn) %05 21w
-ojzod eu uoseserag npjnpoad myjuks m Aeizpn oidldzad |1 [p] m._w_u_,%uw;_. npjnpoJd ejp amtodes eu di1s oluedo (74N YoAuep m pejq okfepepiez) oSazszAmod 39qopa

(‘zns-jdwe  oFadklelaimez (xauory npjnpo.d eluemoedo. ofastlepeimodpo op niueumo.od m aluemosjedosibepunjaa 2zsoy Azslaiuw Az
-&d 3BISAZPB ]} N'1d 7§°99 03143 OfemoIzso)| gxauoAy npjnpead ajuemodedo oupal 3z “31s AGofezedo ‘Mol ] Q7 M I[DEpUNaL d10Mm3) >3] U Bu BaklepedAzid 3emn pod
otz 53] " ZIN AEUNW| M fouepod gxauoay mynpo.d yemonedo yoiuemopuniaaz Aqz) faupdiq z eudm eiuzo. eznp e ‘[slugopodopmeddlen ‘wAMox3) anwess
-oad m yoAuoza| mesualzed Aqzol| [suemodezso po ezszAm auonnmp aimeld sal  ndessiozushbed” eqmi) euzky 9z ‘pAzemnez AzaeN (S| BRqRL Zed0 | BjRqR] ) WAM
-039| aluwesdold wAuenide m Yyaduozoa| morualsed ggg /7 podsods 7gp| BuU 3is epeppzad 00 ‘g4 | Isoudm (wAuzodinadelal watewayss wAzdldzad z sjupoBz wan| wiu
-ep H|oJ Ajed zozad Auozd3) Jualoed Auzadiesom =) oeidessroiuafed m juosajeag npinpoad fezpn pels AREIUAAA ((£] ERqEL eimerspazid suep amojesazazs) [g1]
YoAMONR| yorweaSoad m yemodjedo yoAuemopuniaaz 1950 © abeuwojul o3aokleiaimez 7N nMwIUNWOY 2 tzpoysod smopjnpoJd ysiu|odazozsod uemodedo mjoa | oz M

yaAuesmopunaaz pso| axkzaliop aueq [1|] o8amodje| nweadoid ofaskinzbimoqo aluzaqo z odiudiazaez 1bueisgns YodujoBazozsod vupmadmep adkzaliop abeuLiou)

"(naoweanes uedo) duoxedor) zeJo (€] -€19q UOIILIAIUL) GBIARIXY 'gUOID)
-219g (|-223q UOJapaUY) b HIGRY |GXAUCAY O WAMOYNS| alwel3old wAuende m auemopungal bja] [£1] .{$€ 9 01-@D1) 03auDiszoy DuaLPIDMIS AUBZOAT" (03amOdfR
nweaSoug. o8estnziimoqo yoewed m yaAuddisop. mods) Azepazids m nnpoad o8a1 Ajeizpn ouomiqo ‘guoasEiag tlnwidzad a10m) 'qoso ibeindod eluemodezso NI AA

Auemosols atudaqgo 3saf guoasjezag pjnpoad a0y m ‘eldejndog "¢ ¢

Dimo4pz Auonyoo wiashs ou nmAidm ozijpuo — fEobind3sod sriigmm 1DISOd M 0B3UDISZOL DIUBIUPIDMIS NIUSZTR} M (pUiciafDIag) QFDIRq UCIRfiBYUf
YNYIHY LALAISHI ’

. § yvyNI B



6l

854 €l [z
%9 0'6v8 9490 11 £l 87 87 I [ 2107 5904100666065 (se32e Laweied) 3uoxedos
snwreadoad m v10Z 304 o s MR frea o eopEp’
ndeasyojusped Y10T™ lideka) M LEsoaEda usled juem BIUEMaEdS E:miou_mno»., bl . ; 03] 3| EMZE
- u_u qum.:.. -ojuafred egqzd yoAuemop Euo do m?uu_ AUP BQZDI|  MO[IMEP 250]I . N3 pod e N
Y20 % —unyaaz BqZOY sredo eqzay A BiueMONMEp

DimoIpz Auoiydo wasAs ou nmArdm ozijoup — [Bobind3150d aniigIm PISOG M 053UDISZOI DIUBILUPIDMIS THUSZTI M (pUoialpIg) QDG Utiafidluf
VYNYJaY LNLALSHI :




- _______________________________________________________________N [NAR N _______________

INSTYTUT ARCANA
Interferon beta-lb (Betaferon®) w leczeniu stwardnienia rozsianego w pastaci widrnie postepujqcej — analiza wplywu na system ochrony

zdrowia

Tabela 14. Liczba pacjentow leczona w obecnym programie lekowym — leczenia RRMS [26]

| Program zgodnie z katalogiem NFZ
Komorka organizacyjna Liczba osob
| kod nazwa
03.0000.329.02 poradnia neuraclogiczna 2978
03.0000.329.02 Leki w programie leko- poradnia neurclogiczna dla dzieci 28
wym - leczenie stward-
03.0000.329.02 nienia rozsianego oddziat neurologiczny 4747
03.0000.329.02 oddziat neurologiczny dla dzieci 105
razem: 7858

Tabela 15. Populacja, w ktérej produkt Betaferon® jest obecnie stosowany

I Odsetek pacjentow w l?rogramle Liczba pacjentéw w Programie leko- Liczba pacjentéw leczonych produk-
ekowym, ktorzy leczeni sa produk- m tem Betaferon®
tem Betaferon® htd
19% 1 482% (=19% x 7 858)
7858
50% 3 929 (=50% x 7 858)
*dane oparte na komunikatach NFZ zawierajacych najprawdopodobniej blad w lizbie zrefundowanych opakowan leku Avonex® w roku
2014
1.4. Oszacowanie liczebnosci populacji — zestawienie

WV tabeli ponizej zestawiono oszacowanie liczebnosct populaci:

[. obejmujacej wszystkich pacjentdw, u ktdrych wnioskowana technologia moze by< zastosowana;
2. docelowej, wskazanej we wniosku;
3. w ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana;

Tabela 16. Zestawienie oszacowan liczebnosci populacji

Wariant stan aktualny - [ rok refundacji [l rokrefunda- Ill rok refunda- [V rok refunda-
ar@an 2015 -2016 cji - 2017 cji - 2018 cji - 2019
l. 18912 18 892 18 871 18 850 (8828
2. 972 972 972 972 972
3. 4000 — 4500 - = -
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1.5. Udziaty w rynku

1.5.1. Scenariusz ,istniejacy”

- w analizie zalozono, ze udzialy w rynku produktu Betaferon® wynosza 0,00% (zaden pacjent z popula-
¢ji docelowej nie stosuje leku Betaferon®). Ze wzgledu na wysoki koszt leku, nie rozwazono mozliwosci finan-
sowania terapii ze srodkow wilasnych pacjenta.

Tabela 17. Udzialy w rynku — scenariusz , isthiejgcy”

| Parametr 2016 017 2018 201¢%
Leczenie objawowe
(BSC) 100,00% 100,00% 100,00% 100,00%
Betaferon® 0,00% 0,00% 0,00% 0,00%

1.5.2. Scenariusz ,nowy”

—v scenariuszu ,,nowym” zalozono, ze pacjenci z populacji docelowe] wiaczani

bada do programu co miesiac.

B Cfciccom syntezy tych prognoz jest decyzja o symulacji w niniejszej analizie réwno-

licznego, comiesigcznego wiaczania pacjentéw do programu w okresie 3 lat (36 miesiecy} w tempie 33,3%
(=100% / 3) rocznie. YV tabeli ponizej przedstawiono tempo wljczania pacjentdw z populacji docelowe] osza-
cowanej dla roku 2016 (tzw. populacja , bazowa” w modelu obejmujaca wszystkich pacjentdw z SPMS poten-
cjalnie kwalifikujacych sie do programu w roku 2016).

Tabela 18. Tempo wlaczania pacjentéw do programu lekowego

l Parametr 2016 2017 2018 2019

Leczenie objawowe o o . o

(BSC) 67,(6)% 33.(3)% 0,00% 0,00%
Betaferon® 33,3)% 67.(6)% 100,00% 100,00%

Z powodu przyjetego zalozenia dotyczacego procesu wlaczania pacjentéw oraz uwzglednienia progresji wsrod
czesci pacjentdw z populacji ,,.bazowej”, ich liczba w programie, jak i poza programem zmienia sig w modelu
co miesige (patrz rozdziat [.6). YV analizie zalozono, ze nowodiagnozowant w danym miesiacu horyzontu cza-
sowego analizy pacjenci z SPMS spetniajacy kryteria kwalifikacji do leczenia produktem Betaferon® w ramach
programu [ekowego zostaja automatycznie wigczeni do terapii. VW rozdziale |.6 opisano szczegotowo modelo-
wanie procesu whiczania pacjentéw do programu. Ponizsza tabela przedstawia udziaty w rynku rozwazanych
schematow terapeutycznych uzyskane w ramach modelowania BIA (patrz rozdziat 1.6}. Szczegotowe obliczenia
znajduja sie w kalkulatorze BIA Betaferon.xlsx.

Tabela 19. Udzialy w rynku - scenariusz ,,nowy”

' Parametr 2016 2017 2018 2019 '
Leczenie objawowe
61,03% 29.04%
(BSC) 0,00% 0,00%
Betaferon® 38,97% 70,96% 100% 100%
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1.6. Model

W ramach analizy BIA stworzono prosty model umozliwiajacy oszacowanie wydatkéw budzetu NFZ w przy-
padku wprowadzenia refundacji produktu Betaferon® w populacji docelowej chorych z aktywna postacia SPMS
kwalifikujacy sie do proponowanego programu lekowego.

Scenariusz istniejacy

WV scenariuszu ,,istniejacym” ze wzgledu na brak aktywnej terapii wszyscy pacjenci z populacji docelowej zostaja
object jedynie leczeniem objawowym (BSC). Opierajac sig na modelu stworzonym w analizie ekonomicznej
dla produktu Betaferon® [16], wyznaczono roczne prawdopodobienstwo (patrz rozdziat 1.6.[} przejscia
do stanu ,,EDSS 7+” (tj. EDSS 2 7,0} w populacji docelowej w grupie BSC (t]. przejscia do stanu choroby oce-
nianego w skali EDSS na 7,0 [ub wiecej punktdw, ktory to stan uniemozliwia wiiczenie do programu lekowego;
patrz kryteria kwalifikacji do programu: zatacznik 3.1). Uzywajgc standardowe] formuly przeskalowano przyjete
prawdopodobienstwo roczne do prawdopodobiefistwa miesigcznego uwzglednionege w modelu BIA (patrz
rozdziat [.6.1}. Populacja docelowa z roku 2016 tj. pierwszego roku rozwazanego horyzontu czasowego analizy
zostala potraktowana jako tzw. populacja ,,bazowa” na podstawie ktérej przeprowadzono prosty symulacje
progresji choroby ze stanu EDSS 3,0-6,5 do stanu EDSS 7+ (stan uniemozliwiajacy wiaczenie do programu
lekowego}.

W kazdym miesiacu w modelu u czesci pacjentow z populacji ,,bazowe]” z roku 2016 (0,62% pacjentdw; patrz
rozdziat 1.6.1} nastgpuje progresja do stanu EDSS 7+ uniemozliwiajacege potencjalne wlyczenie do programu
lekowego. W niniejszej analizie ||| GGG =2cionc. ie liczebnosé populacji docelowej
w danym okresie czasu jest niezmienna (tzn. pomimo progresji u czesci pacjentéw do stanéw EDSS 2 7,0 nowo
diagnozowani chorzy z czynng postacia SPMS zapetniajg ,,powstaly [uke”), stad w danym miesigcu liczba pacjen-
téw ,,nowodiagnozowanych™ z czynna postacia SPMS jest tozsama z liczba pacjentdw z SPMS, u ktérej nastepu-
je progresja do stanu EDSS 7+.

Ponizej przedstawiono schemat modelu BIA uwzgledniony w ramach ,scenariusza istniejgcego”.

Diagram |. Schemat modelu zastosowanego dla scenariusza , isthiejacego’

EDSS <7 EDSS <7
nowi paqen::I w
populacji
docelowe] {BSC)
EDSS 7+ EDSS 7+

Scenariusz nowy

WY ramach scenariusza ,,nowego” w stosunku do populacji docelowej rozwazono mozliwosé objgcia leczeniem

interferonem beta-I1b.

W modelu zaimplementowano stopniowe, réownoliczne (z korekta wynikajaca z progresji czesci pacjentow

do stanu EDSS 7+) wiyczanie pacjentéw do programu lekowego.

W ramach modelu rozwazono mozliwosé diagnozy nowych przypadkéw z czynnym SPMS spetniajacych kryteria
kwalifikacji do programu (comiesigczna liczba nowych chorych uwzgledniona w scenariuszu ,,nowym” jest iden-
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tyczna do przyjetej w scenariuszu ,istniejgcym’). W ramach scenariusza ,,istniejacego” nowodiagnozowani
chorzy dolaczali do populacji pacjentéw spelniajacych kryteria kwalifikacji do programu lekowego, natomiast
w ramach scenariusza ,nowego” rozpatrzono automatyczne wilaczanie nowodiagnozowanych pacjentow
do programu lekowego.

Ponizej przedstawiono schemat modelu BIA uwzgledniony w ramach ,,scenariusza nowego™.

Diagram 2. Schemat modelu zastosowanego dla scenariusza ,,nowego”’

Nowi pacjenci

w populagji

docelowej
After INF EDSS <7|
EDSS <7 Program Lekowy <

EDSS 7+

Waznym zatozeniem modelu jest wymaog, aby populacja docelowa (tj. liczba pacjentéw potencjalnie kwalifikuja-
ca sig do skorzystania z leczenia interferonem beta-Ib w ramach programu) miata stalg wielkos¢ w ciggu catego
rozwazanego okresu {tj. w kazdym miesigcu w modelu identyczna liczba chorych z SPMS kwalifikuje sig

do programu). Zalozenie to wynika oszacowania zakladajacego
staly liczebnosé populacji docelowe] kwalifikujacej sie do programu (tzn. pomimo ciaglej progresji wsréd cho-
rych, liczba pacjentéw w populacji nie zmienia si¢ z uwagi na dynamike MS, tj. u czesci pacjentow nastgpuje
wyrazna progresja uniemozliwiajaca wigczenia do programu lekowego, natomiast na ,,miejsce” tych pacjentow
zostaja wijczeni nowi chorzy z MS u ktérych nastapita zmiana postaci choroby z RRMS na posta¢ SPMS; patrz
rozdziat 1.3.2).

Ze wzgledu na specyfikg choroby oraz réine tempo progresji wsrod pacjentdw z SPMS przyjete powyzej zalo-
zenia umotzliwiajg przeprowadzenie wiarygodnej analizy wptywu na budzet ptatnika (oraz pacjenta} w przypadku

wprowadzenia refundacji produktu Betaferon® w populacji docelowe.

I - - :lizic z2loiono, ze poczatkowy rozidad pacjentéw ze wzgledu na stan

zdrowia oceniany w skali EDSS jest taki jak w ponizszej tabeli. Rozldad ten zostat uwzgledniony w ramach anali-

= I

Tabela 20. Poczatkowy rozkiad pacjentéw ze wzgledu na stan w skali EDSS
EDSS 3,0 3,5 4 4,5 5 55 6 6,5 '

Rozklad pacjentow ze wzgle-
du na stan EDSS

-

7.69% 7.69% 7,69% 15,38% 15,38% 15,38% 15,38% 15,38%
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1.6.1. Prawdopodobienstwa zdarzen

Z analizy ekonomicznej || z2czerpricto roczne prawdopodobienstwo przejscia do stanu
EDSS27,0 (tj. EDSS 7+) dla pacjentow leczonych jedynie objawowo (7,23%) oraz dla pacjentdw leczonych
INFB-Ib w ramach programu lekowego (3,88%). Nastepnie, korzystajac ze standardowej formuly: p, =

t

1-(1— py)(/T). {gdzie t — oznacza okres czasu dla ktérego chcemy wyznaczy< prawdopodobiefistwo P wy-
stapienia danego zdarzenia w czasie t, natomiast T — oznacza okres czasu z badania dla ktérego znane jest
prawdopodobienstwo pp wystapienia danego zdarzenia), wyznaczono miesigczne prawdopodobienstwo:

e progresji do stanu EDSS 2 7,0 wsréd pacjentdw leczonych objawowo (BSC): p; =0,62%
(=1 = (1 =7.2% Y{1/12}),

e progresji do stanu EDSS 2 7,0 wsrdd pacjentow leczonych w programie (INFB-Ib}): p; = 0,33%
(=1 = (1 —3,88% (1/12}).

Na podstawie analizy ekonomiczne; || ] ]I ~yznaczono réwniez roczne prawdopodobienstwo nie-
spetnienia kryteriéw kontynuacji leczenia wsrod pacjentdw leczonych w programie (12,817%).

1.7. Koszty

W celu obliczenia uwzglednionych w analizie kosztéw, przyjeto perspektywe platnika publicznego za ustugi
zdrowotne {NFZ} oraz dodatkowo perspektywe pacjenta ze wzgledu na koszty, ktére ponosi ubezpieczony
z powodu choroby. Koszty zostaly zaczerpnigte z analizy ekonomicznej dla produktu Betaferon® [16]

W modelu uwzgledniono nastepujace medyczne koszty bezposrednie:

®  koszt produktu Betaferon®,

®  koszty [eczenia objawowego (zalezne od stanu chorego ocenianego w skali EDSS),
®  koszty monitorowania i kwalifikacji do programu,

®  koszty [eczenia rzutow.

W ponizszych podrozdzialach przedstawiono oszacowania kosztow przyjete w modelu, na ktorych to oparto
obliczenia w niniejszej analizie.
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1.7.3. Pozostate koszty

WV tabelach ponizej przedstawiono pozostate koszty uwzglednione w modelu CUA [16].

Tabela 23. Roczny ryczalt za diagnostyke w aktualnych programach lekowych dotyczacych stwardnienia rozsianego.

Koszt z perspektywy NFZ Koszt z perspektywy
Parametr [PLN] pacjenta [PLN]
Koszty monitorowania i kwalifikacji do pragramu 1 248,00 0,00
Koszty leczenia rzutu choroby 3 640,00 0,00

Stopien niepelosprawnosci aceniany w skali EDSS
Perspektywa
3,0-35 4,0-45 50-55 6,0-6,5 70-75 8,0-85 9,0-9,5
Perspektywa platnika | | | | |
publicznego {NFZ} 3201 4231 3 400 6191 17033 24 045 31 794
[PLN]
Pempemlp“le"“ 8713 | 9448 10182 10917 11652 | 12 387 13122

1.7.4. Zestawienie kosztéow wykorzystanych w modelu BIA

I b ra wyznaczonych koszzach (interferonu

beta-1b, monitorowania i kwalifikacji w ramach programu lekowego, leczenia rzutow oraz leczenia objawowe-
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go) obliczono w wyniku modelowania koszty na pacjenta ponoszone w kolejnych latach od rozpoczecia terapii
interferonem beta- | b [ub pacjenta pozostajacego przez caly czas na leczeniu objawowym.

I o:::<ovvane roczne koszty w grupie interwencijt (INFB-[b; interferon beta-1b) obejmujg
koszty leczenia pacjentdw leczonych w danym roku w programie, jak i koszty pacjentow, ktorzy zrezygnowal
badz zostali wykluczeni z kontynuacji terapit w ramach programu (np. z powodu progresjt). VW tabeli ponizej

dla pierwszych czterech lat w [JJj

- zgodnie z kedrym rokrocznie czesé pacjentow konczy leczenie {glownie z powodu progresji choroby} w
ramach programu lekowego i zostaje objgta tylko leczeniem objawowym. Z uwagi na progresje wsréd pacjen-

tow oceniang w skali EDSS koszty [eczenia objawowego wzrastaj wraz ze wzrostem stanu EDSS w ktérym to

pacjent sie znajduje. Analogicznie z perspektywy pacjenta koszty leczenia objawowego wzrastajg rokrocznie ze
wzgledu na progresje wsréd pacjentdw w programie oraz wsréd pacjentdw, ktdrzy zakonczyli terapie w ra-
mach programu.

—h AL 0 T AL

Analogicznie jak w ramieniu interwencji, w ramieniu komparatora (BSC_ oszacowane

roczne koszty obejmujg zarowno pacjentow w stanie EDSS 3,0-6,5, jak t pacjentow z EDSS 7+ (ze wzgledu
na dynamike w zakresie progresjt w skali EDSS czes< pacjentdw moze przejs¢ do stanu EDSS uniemozliwiajace-
go whaczenie do programu lekowego). Koszty zaczerpnicte ||| BB 2 (eczenie objawowe (EDSS)
wyraZnie wzrastajg na skutek progresji (ocenianej w skali EDSS) wsréd pacjentow nie poddanych aktywnej
terapii. Natomiast spadek kosztdw leczenia rzutéw réwniez zwigzany jest z progresjg wsrdd pacjentow z SPMS
(wraz z postgpem choroby tj. progresja w skali EDSS, nastepuje wyrazne ograniczenie w zakresie wystepowania
rzutéw choroby). Z perspektywy pacjenta koszty leczenia objawowego wzrastajy rokrocznie ze wzgledu
na progresje wsrod pacjentow objetych leczeniem objawowym.
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— e olf

:

Nalezy zauwazy<, iz zgodnie z zatozeniami modelu BIA {patrz rozdziat [.6) w scenariuszu ,,nowym” w kazdym
miesiacu czgsé pacjentow z populacji ,bazowej” (z roku 20[6} oraz wszyscy ,nowodiagnozowani” chorzy
z czynnym SPMS w danym miesigcu zostaja wiaczeni do programu lekowego, natomiast pozostata grupa pacjen-
toéw z populaciji ,,bazowe]” nadal pozostaje objeta jedynie leczeniem objawowym (BSC}. W scenariuszu , istnie-
jacym” natomiast, pacjenci z populacji , bazowe]” jak i ,,nowodiagnozowani” chorzy z SPMS otrzymuja jedynie
leczenie objawowe. Na uwage zastuguje fakt, iz potencjalna zmiana kosztow platnika publicznego zwigzana
z refundacj produktu Betaferon® (w ramach nowego programu lekowego) rozpatrywana w ramach scenariusza
~nowego™ zwiazana jest ze zmianami kosztow w grupie pacjentdw wiaczonych do programu w danym miesigcu

wzgledem réwnolicznej grupy pacjentéw pozostajaeych na [eczeniu objawowym w scenariuszu ,jistniejacym’.

W zwigzku z powyzszym w celu oszacowania kosztéw platnika publicznego {oraz z perspektywy pacjenta)
w modelu BIA zatozono, ze:

A. Koszty pacjentdw z populacji ,,bazowej” (rok 2016) oczekujacych na wigczenie do programu lekowego
(scenariusz nowy) w danym miesigcu s3 identyczne z kosztami réwnolicznej grupy pacjentdw z popula-
¢ji ,bazowej” objetych jedynie leczeniem objawowym w scenariuszu istniejgcym.

B. W scenariuszu nowym koszty pacjentow z populacji ,,bazowej”’ wiliczonych do programu lekowego
w danym miesigcu {scenariusz nowy) sa liczone zgodnie z kosztami z analizy CUA (patrz Tabela 25} —
przyktadowo pacjentowi wljczonemu do programu w kwietniu 2016 roku doliczone zostanie doktad-
nie 9/12 kosztdw z | roku modelu CUA (patrz Tabela 25}, tzn. pacjent ten przed wiaczeniem do pro-
gramu (tj. w okresie styczen-marzec 20[6 roku, juz zostat uwzgledniony w kosztach populacji ,,bazo-
wej”; patrz podpunkt A). VY kolejnym roku horyzontu czasowego analizy koszty dla rozwazanego pa-
cjenta zostang policzone jako suma 3/12 kosztéw z | roku modelu CUA oraz 9/12 kosztéw z Il roku
modelu CUA (patrz Tabela 25);

C. Koszty pacjentow z populacji ,bazowe]” w danym miesiacu scenariusza istniejacego (dotyczy grupy pa-
cjentdw z populacji ,bazowej” réwnolicznej grupie pacjentow z podpunktu A wiaczanej do programu
w danym miesigcu scenariusza nowego) sg liczone zgodnie z kosztami z analizy CUA (patrz Tabela 26)
— przykladowo pacjentowi, ktory zostatby wliczony do programu w kwietniu 2016 w scenariuszu no-
wym, doliczone zostanie dokladnie 9/12 kosztdw z | roku modelu CUA (patrz Tabela 26), tzn. pacjent
ten przed wiaczeniem (tj. w okresie styczef-marzec 2016 roku) do grupy pacjentow, ktora wesziaby
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do programu w kwietniu 2016 roku w scenariuszu nowym, juz zostat uwzgledniony w kosztach popu-
lacji ,,bazowe|” (patrz podpunkt A). WV kolejnym roku horyzontu czasowego analizy koszty dla rozwa-
zanego pacjenta zostang policzone, jako suma 3/[2 kosztdw z | roku modelu CUA oraz 9/12 kosztow
z |l roku modelu CUA {patrz Tabela 26};

D. Koszty pacjentdw ,,nowodiagnozowanych” w danym miesiacu, ktérzy zostajg automatycznie wiaczeni
do programu lekowego (scenariusz nowy) s3 liczone zgodnie z kosztami z analizy CUA (patrz Tabela
25) — przyktadowo pacjentowi wiaczonemu do programu w maju 2016 roku doliczone zostanie do-
ktadnie 8/[2 kosztow z | roku modelu CUA (patrz Tabela 25), natomiast koszty tego pacjenta
w okresie przed postawieniem ,,diagnozy” nie sa uwzgledniane (analogicznie jak w scenariuszu istnieja-
cym”; patrz podpunke E). W kolejnym roku horyzontu czasowego analizy (2017} koszty dla rozwaza-
nego pacjenta zostang policzone, jako suma 4/[2 kosztéw z | roku modelu CUA oraz 8/12 kosztéw z ||
roku modelu CUA (patrz Tabela 25);

E. Koszty pacjentow ,,nowodiagnozowanych” w danym miesiacu rozpatrywane w ramach scenariusza ist-
niejacego (jest to grupa réwnoliczna wzgledem pacjentéw ,,nowodiagnozwanych” wiaczanych do pro-
gramu lekowego w ramach scenariusza nowego) obliczane s3 zgodnie z kosztami z analizy CUA (patrz
Tabela 26) — przykltadowo pacjentowi ktdry zostalby wiaczony do programu w maju 2016 w scenariu-
szu nowym doliczone zostanie doldadnie 8/12 kosztdw z | roku modelu CUA (patrz Tabela 26), nato-
miast koszty tego pacjenta w okresie przed postawieniem ,,diagnozy™ nie s3 uwzgledniane (analogicznie
jak w scenariuszu nowym; patrz podpunkt D}. W kolejnym roku horyzontu czasowego analizy (2017)
koszty dla rozwazanego pacjenta zostang policzone, jako suma 4/[2 kosztéw z | roku modelu CUA
oraz 8/[2 kosztéw z 1] roku modelu CUA (patrz Tabela 26};

Szczegotowe obliczenia przedstawiono w kalkulatorze BIA_Betaferon.xlsx dotaczonym do niniejszej analizy.

1.8. Zuzycie zasobow

WV tabeli ponizej przedstawiono oszacowany w modelu liczbg pacjentéw poddanych terapii produktem Betafe-
ron® {wraz z liczbg zuzytych opakowan produktu Betaferon®) w poszczegdlnych latach horyzontu czasowego
w rozwazanej populacji.

Tabela 27. Zuzycie zasobdw w latach 2016-2019

Scenariusz ,,istniejacy’”’ Scenariusz ,,nowy”’
Rok Liczba pacjentéow leczo- Liczba zuzytych opako- Liczba pacjentow leczo- Liczba zuzytych opako-
nych INFB-1b wati produktu Betaferon® nych INFB-I1b wan produktu Betaferon®

Anazliza podstawowa

2016 0 0 384 2366

2017 0 0 740 6152

2018 0 0 1012 9045

2019 0 0 968 9677
Scenariusz minimalny

2016 0 0 336 2069

2017 0 0 647 5380

2018 0 0 885 73910

2019 0 0 846 8462
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Scenariusz ,,istniejacy’”’ Scenariusz ,,nowy”’
Rok
Liczba pacjentéw leczo- Liczba zuzytych opako- Liczba pacjentow leczo- Liczba zuzytych opako-
nych INFB-1b wati produktu Betaferon® nych INFB-I1b wan produktu Betaferon®
Scenariusz maksymalny

2016 0 0 432 2663
2017 0 0 833 6924
2018 0 0 1139 10 180
2019 0 0 1089 10 821
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2YWYNIKI'TANALIZY WPLYWU NA'SYSTEM OCHRONY
ZDROWIA

2.1.1. Analiza podstawowa

2.1.1.1. Perspektywa ptatnika publicznego

WV ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet ptatnika publicznego z oraz bez uwzglednie-
nia instrumentu dzielenia ryzyka {RSS).

Tabela 28. Wptyw refundacji preparatu Betaferon® na budiet NFZ - wyniki analizy podstawowej z perspektywy platni-

ka publicznego
Scenariusz ,,istniejacy’

H 2]
Scenariusz ,,nowy

Wrydatki (+) / oszczed-

taczne koszty
[PLN]

W tym koszty
refundacji produk-
tu Betaferon®
[PLN]

Laczne koszty
[PLN]

W tym koszty
refundacji produk-
tu Betaferon®
[PLN]

nosci (-) inkrementalne

[PLN]

Wyniki

bez uwzglednienia

RSS

Inan waapn| BE

W tabeli ponizej przedstawiono oszacowane koszty leczenia objawowego (BSC) oraz koszty leczenia rzutow
w kolejnych latach horyzontu czasowego analizy.

‘wada‘tk'i'(ﬂ?md-"

nosci (-) inkrementalne

- T
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Scenariusz ,istniejacy”’| Scenariusz ,,nowy”

= W

Wydatki (+) / oszczed-
nosci (-) inkrementalne

L

2.1.1.1. Perspektywa pacjenta

WV ponizszej tabeli przedstawiono wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy pacjenta. Z uwagi na brak
wplywu proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka na koszty ponoszone przez pacjenta wyniki analizy
s3 identyczne w przypadku uwzglednienia, jak i nie uwzglednienia RSS.

Tabela 30. Wplyw refundacji preparatu Betaferon® — wyniki analizy podstawowej z perspektywy pacjenta

H H iel " i 12
W tym koszty W tym koszty nosci (-) inkrementalne
chzr;eLl';oszty produktu Betafe- chz:eL:;oszty produktu Betafe- [PLN]
[PLN] ron® [RLN] [PLN] ron® [PLN]

10 245394,40 0,00 10234 131,35 0,00 -11 263,04

2017 1113271672 0,00 L1083 288,58 0,00 -49 428,14

T agis 11963 902,39 0,06 [1.852043,19 0,00 =111 85%,21
10[_9 12 834'926,08 0,00 12 655 209,17 0,00 -179 716,91

W przypadku wprowadzenia refundacji preparatu Betaferon® roczne wydatki z perspektywy pacjenta na [ecze-
nie pacjentéw z SPMS w pierwszych czterech latach zmniejszylyby si¢ o ponad 350 tys. PLN w pordéwnaniu
z wydatkami ponoszonymi przy zafozeniu scenariusza istniejacego. Powyzsze oszczednosci wynikajg w glownej
mierze z.pozytywnego wplywu interferonu beta-|b na ograniczenie progresji choroby {ocenianej w skali EDSS)
wsrod pacientéw z SPMS.

2.1.2. Analiza scenariuszy skrajnych

W ramach analizy scenariuszy skirajnych oceniono wplyw kluczowych zmiennych powodujacych znaczny spadek
(scenariusz minimalny) lub wzrost (scenariusz maksymalny) wydatkow inkrementalnych z perspektywy Naro-
dowego Funduszu Zdrowia.

2.1.2.1. Zatozenia analizy scenariuszy skrajnych

Biorac pod uwage perspektywe pfatnika publicznego w ramach analizy scenariuszy skrajnych rozwazano zmiang
nastepujacych parametrow:

®  scenariusz minimalny:

= Minimalna liczebno$¢ populacji docelowej na poziomie 850 chorych (patrz 1.3.2)
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®  scenariusz maksymalny:

= Maksymalna liczebnos< populacji docelowej na poziomie | 094 chorych (patrz 1.3.2)

2.1.2.2. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych

W poniizszych podrozdziatach przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych przeprowadzonej
w horyzoncie 4 lat przy uwzglednieniu obu rozwazanych perspektyw (platnik publiczny, pacjent). W odniesieniu
do perspektywy platnika publicznego wyniki przedstawiono przy braku uwzglednienia instrumentu dzielenia
ryzyka oraz przy jego rozwazeniu. Podobnie jak w przypadku analizy podstawowe] w analizie scenariuszy skraj-
nych przeprowadzone] z perspektywy swiadczeniobiorcy instrument dzielenia ryzyka nie wplywa na koszty
pacjenta.

Perspektywa ptatnika publicznego (budzet NFZ)

WV tabelt ponizej przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych przeprowadzonej z perspektywy platnika
publicznego z oraz bez uwzglednienie instrumentu dzielenia ryzyka.

Tabela 31. Wptyw refundacji preparatu Betaferon® na budiet NFZ — analiza scenariuszy skrajnych

Scenariusz ,,istniejacy”
W tym koszty W tym koszty quatki (*) ! oszezed-
taczne koszty refundacji produk- Laczne koszty refundacji produk- nosct () u;l:r;mentalne
[PLN] tu Betaferon® [PLN] tu Betaferon® [ ]
[PLN] [PLN]

w
[
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Scenariusz , istniejacy”
W tym koszty W tym koszty W?(c.iatki. (*) / oszczed-
taczne koszty refundacji produk- Laczne koszty refundacji produk- nosci () u;l:-r:mentalne
[PLN] tu Betaferon® [PLN] tu Betaferon® L 1
[PLN] [PLN]
Scenariusz minimalny — bez RSS

2016 I | I I I
2017 I | I I I
2018 I | I I I
2019 I | I I I
2016 I | I L I
2017 I I I I I
201 | N L [ I ]
2019 | N L | I I

Wyniki analizy scenariuszy skrajnych potwierdzily stabilnosé uzyskanych wynikéw w ramach analizy podstawo-
wej. Gldwny wplyw na wzrost kosztéw ponoszonych z perspektywy platnika publicznege ma koszt refundacji
produktu Betaferon®.

Perspektywa pacjenta

WV tabeli ponizej przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych przeprowadzonej z perspektywy swiad-
czeniobiorcy.

Tabela 32. Wpltyw refundacji preparatu Bétaferon® z perspektywy pacjenta — analiza scenariuszy skrajnych

Scenariusz ,,nowy”

' w ‘-(,.koéz'gy - W tym koszty

Wrydatki (+) / oszczed-

?chz_ng_"kgsz:y r.efimjdacii produk- ILQ_(__:Z_!_IE koszty refundacji produk- nosci () l:l:rsment.alne
fPLN] tu Betaferon® . [PLN] tu Betaferon® [PLN]
TPLN] [PLN]
Analiza: podstawowa
10 245:394;40 0,00 10234 131,35 0,00 -11 263,04
1113271672 0,00 11,083 288,58 0,00 -49 428,14
11 963 902,39 0,00 L1852 043,19 0,00 -111 859,21
12 834.926,08 0,00 12 655 209,17 0,00 -179 716,91

‘Scenaritisz. minimalny

“Tote | svwans | 0,00 8 949 600,46 0,00 -9 849,37

Tzo17 | 975 0,00 9692 17622 0,00 -43 224,20
2008 | 1046226032 0,00 10 364 441,06 0,00 97 819,26
2009 | 1122395799 0,00 11066 798,14 0,00 -157 159,85

Scenariusz maksymalny

2016 11 531 338,96 0,00 11518 662,24 0,00 -12 676,72
2017 12 530 033,01 0,00 12 474 400,93 0,00 -55 632,08
2018 13 465 544,46 0,00 13 33% 645,32 0,00 -125 899,15
2019 14 445 894,17 0,00 14 243 620,20 0,00 -202 273,97
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Wyniki analizy scenariuszy skrajnych potwierdzily stabilnosé uzyskanych wynikéw w ramach analizy podstawo-
wej. Oszczednosci z perspektywy pacjenta wzrastaja w przypadku wzrostu [iczebnosci populacji docelowei.
Z uwagi na korzystny wplyw zastosowania interferonu beta-[b na ograniczenie progresji choroby (ocenianej
w skalt EDSS) wsrod pacjentéw z SPMS koszty ponoszone na leczenie objawowe (BSC) zostaja w sposob zau-
wazalny ograniczone

2.2. Wptyw na organizacje udzielania swiadczen zdrowotnych
Wprowadzenie refundacji produktu Betaferon® w ramach nowego programu lekowego dla chorych z SPMS
nie bedzie powodowac konsekwencji dla wydatkéw publicznych w sektorach innych niz ochrona zdrowia.

VWprowadzenie rozwazanej technologii nie bgdzie wymagato przeszkolenia personelu, opracowania nowych
wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostyki t nie wplynie na zwigzane z tym koszty. Jakos¢ wynikdéw uzy-
skiwanych przy zastosowaniu leczenia z wykorzystaniem preparatu Betaferon® nie bedzie zalezeé¢ od doswiad-

czenia wykonawcdw oraz osrodka go stosujgcego.

Aspekty spofeczne i etyczne

Oceng aspektow spolecznych i etycznych wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do produkt

Betaferon® podsumowano w tabeli ponizej.

Tabela 33. Podsumowanie wynikéw analizy aspektow etycznych i spotecznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Wplyw na koszty lub wyniki dotyczace osdb innych niz stosu-
jace rozwazang technologiq oraz ich opiekunowie

Ze wzgledu na ograniczenie progresji choroby (EDSS) wydaje
sie wysoce prawdopodobne zmnigejszenie kosztdw oraz czasu
poswiecanego przez rodzing/opiekundw na pomoc pacjentowi

Grupy pacjentow, ktére moga by< faworyzowane na skutek
zalozen przyjetych w analizie ekonomicznej

Najprawdopodobniej nie

Niekwestionowana réwnos¢ dostepu do technologii medycz-
nej przy jednakowych potrzebach

Finansowanie zapewni réwny dostep do swiadczen

Spodziewana duza korzys¢ dla waskiej grupy oséb / korzysé
mata, ale powszechna

Korzys¢ duza dla waskiej grupy osob

Technologia jako odpowiedz na niezaspokojone dotychczas
potrzeby grup spofecznie uposledzonych

Pacjenci cierpiacy na stwardnienie rozsiane w postaci wtornie
postepujacej w obecnej sytuacji prawnej nie maja moiliwosci
optymalnego leczenia. Pozytywna decyzja dotyczaca wprowa-
dzenia nowego programu lekowego fundamentalnie zmieni
sytuacje pacjentéw z populacji docelowej zapewniajac im
leczenie, do ktorego do tej pory nie mieli dostepu

Technologia jako odpowiedz dla osdb o najwiekszych potrze-
bach zdrowotnych, dla ktorych nie ma obecnie dostepnej
zadnej metody leczenia

V¥prowadzenie proponowanego programu lekowego zapewni
osobom o duzych potrzebach zdrowotnych dostep do lecze-
nia, dla ktdrego obecnie jedyna alternatyws jest leczenie
objawowe w ramach BSC

Powodowanie probleméw spotecznych

Nie powoduje problemdw spolecznych

Wplyw na poziom satysfakeji pacjentdw z otrzymywanej
opieki medycznej

Pozytywny

Grozba niezaakceptowania postepowania przez poszczegdl-
nych chorych

Nie wyZsza niz w przypadku leczenia w innych postaciach
stwardnienia rozsianego

Powodowanie lub zmiana stygmatyzacji

Nie powoduje ani nie zmienia stygmatyzacji

Wywolywanie leku

Nie wyisze niz w przypadku leczenia w innych postaciach
stwardnienia rozsianego

Powodowanie dylematow moralnych

Proces leczenia nie powoduje dylematdw moralnych
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Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii

Stwarzanie problemdw dotyczacych pici lub rodzinnych

Nie stwarza takich problemow

Obecnost sprzecznosci z aktualnie obowiazujacymi regula-
cjami prawnymi

Finansowanie jest zgodne z aktualnie obowiazujacymi regula-
cjami prawnymi

Stwarzanie koniecznosci dokonania zmian
w prawie/przepisach

Refundacja nie stwarza potrzeby dokonania zmian w prawie/
przepisach

QOddzialywanie na prawa pacjenta lub prawa czlowieka

Refundacja nie oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa czio-
wieka

Koniecznos¢ szczegdlnego informowania pacjenta lub uzyski-
wania jego zgody na stosowanie technologii

Stosowanie technologii nie wymaga postepowania z pacjen-
tem w sposob odmienny od przyjetego w aktualnym progra-
mie lekowym dotyczacym stwardnienia rozsianego

Potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci postepowania
przy stosowaniu technologii

Stosowanie technologii nie wiaze si¢ z koniecznoscia zapew-
nienia pacjentowi poufnosci postepowania

Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji pacjenta,
potrzeba czynnego udzialu pacjenta w podejmowaniu decyzji
o wyborze metody postepowania

Nie wyisza niz w przypadku leczenia v innych postaciach
stwardnienia rozsianego

2.3. Wyniki i wnioski koncowe

Analize wplywu na system ochrony zdrowia refundacji Betaferon® przeprowadzono z perspektywy platnika
publicznego finansujacego swiadczenia zdrowotne (NFZ) oraz z perspektywy pacjenta dla czteroletniego hory-
zontu czasowego (lata 20[6-2019).

WV analizie wptywu na budzet poréwnano dwa scenariusze sytuacyjne: , istniejacy” tj. brak refundacji produkeu
Betaferon® dla chorych z SPMS i ,,nowy” po wprowadzeniu refundacji preparatu Betaferon® w ramach nowego
programu lekowego dla chorych z SPMS.

2.3.1. Analiza podstawowa

W analizie podstawowej przyjgto, ze preparat Betaferon® bedzie refundowany w ramach Wykazu refundowa-
nych lekow, srodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych i wy-
dawany bedzie pacjentowt z SPMS zakwalifikowanemu do nowego programu lekowego bezplatnie.

Aktualne roczne wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkow pu-
blicznych, ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku

Aktualne roczne wydatki ponoszone na leczenie pacjentdw z czynnym SPMS potencjalnie spetniajacych kryteria
kwalifikacji do proponowanego programu lekowego (patrz zatacznik 3.1} oscylujy w granicach 7,0 min PLN

{(wyniki analizy podstawowej dla scenariusza , istniejacego” rok 2016; patrz Tabela 28).

Perspektywa ptatnika publicznego (budzet NFZ)
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Perspektywa pacjenta

W przypadku wprowadzenia refundacji produktu Betaferon® w [eczeniu pacjentdw z SPMS w ramach programu

lekowego roczne wydatki pacjenta zmniejszytyby sie o ponad 350 tys. PLN w okresie pierwszych czterech [at
od wprowadzenia refundacji w poréwnaniu z wydatkami ponoszonymi przy zalozeniu scenariusza ,jistniejace-
go". Powyisze oszczednosct wynikaja w gléwnej mierze z pozytywnego wplywu interferonu beta-1b na ograni-
czenie progresji choroby (ocenianej w skali EDSS) wsrod pacjentdw z SPMS.

Szacowane zmiany wydatkéw wynikajacych z wprowadzenia refundacji preparatu Betaferon® przedstawiono
w postaci zbiorcze] tabeli, ulatwiajacej pordwnanie wynikéw analizy podstawowe] w poszczegdlnych scenariu-
szach.

Tabela 34. Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia: zbiorcze zestawienie zmian wydatkéw w poszczegdlnych
scenariuszach

Wydatki (+} / oszczednosci (-) inkrementalne [PLN]

Analiza podstawowa Scenariusz minimalny Scenariusz maksymalny

l Rok

Perspektywa pacjenta
2016 -11 263,04 -9 849,37 -12 676,72
2017 -49 428,14 -43 224,20 -55 632,08
2018 -111 859,21 -97 819,26 -125 899,15
2019 -179 716,31 -157 15985 -202 273,97

2.3.2. Whioski koncowe

Pacjenci cierpigcy na stwardnienie rozsiane w postaci wtornie postepujacej w obecnej sytuacji prawnej nie maja
mozliwosci optymalnego aktywnego leczenia. Pozytywna decyzja dotyczaca wprowadzenia nowego programu
lekowego fundamentalnie zmieni sytuacjg pacjentéw z populacji docelowej zapewniajac im aktywne leczenie,
do ktdrego do tej pory nie mieli dostgpu. Ponadto ze wzgledu na ograniczenie progresji choroby (ocenianej
w skali EDSS) wsrod pacjentow poddanych terapii interferonem beta-|b wydaje sie wysoce prawdopodobne
zmniejszenie kosztow oraz czasu poswigcanego przez rodzing/opiekunéw na pomoc choremu.

Przeprowadzona analiza wpfywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu Betaferon® w leczeniu doro-
stych pacjentow z czynng postacia SPMS w ramach programu lekowego wykazata, ze pozytywna decyzja doty-

3
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