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Statystyka typow i wynikoéw analiz ekonomicznych przedktadanych do oceny AOTMIT w latach: 2016-2018

1. Abstrakt

Cel: Analiza ekonomiczna, przedkladana jako zatacznik do wnioskow refundacyjnych, stuzy ocenie optacalnosci
analizowanej technologii medycznej w porownaniu z komparatorami. Celem niniejszej pracy jest identyfikacja ocenianych
przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji analiz ekonomicznych pod katem stosowanej techniki
analitycznej,  uzyskanych  wynikow  oraz  przedstawienie = wnioskow  zwigzanych  z wynikami  analiz
kosztow-uzyteczno$ci mieszczacymi si¢ w Il éwiartce plaszczyzny oplacalno$ci. Metody: Analizie poddano analizy
weryfikacyjne Agencji z lat 2016-2018. Z kazdej odnalezionej analizy ekonomicznej ekstrahowano informacje pod katem
uwzglednionych komparatorow, wykorzystanej techniki analitycznej, wystgpowania propozycji RSS oraz uzyskanych
wynikow (np. pod wzgledem potozenia na ptaszczyznie kosztowej-uzytecznosci). Analizg statystyczng wykonano przy
pomocy aplikacji MS Excel. Wyniki: Zidentyfikowano tacznie 196 analiz weryfikacyjnych Agencji, ktore zawieraty 466
niezaleznych analiz ekonomicznych, co daje $rednio 2,38 analizy ekonomicznej na analize weryfikacyjng. Najczestszym
typem byla analiza kosztow-uzytecznosci (CUA), nastepnie analiza minimalizacji kosztow, bardzo rzadko wnioskodawcy
poprzestawali na analizie kosztow konsekwencji. Lacznie w latach 2016-2018 zidentyfikowano 319 CUA, co stanowi 68,5%
wszystkich analiz ekonomicznych. Analize minimalizacji kosztow przedstawiono tacznie w 139 przypadkach, co stanowi
29,8% wszystkich zidentyfikowanych AE. Analiza kosztow konsekwencji stanowita 1,5% przypadkow — zidentyfikowano 7
tego typu analiz. Rozktad wynikow uwzglednionych analiz kosztow-uzytecznos$ci zdecydowanie faworyzowal wyniki
mieszczace si¢ W | ¢wiartce plaszczyzny oplacalnosci (ponad 80%). Analizujac wszystkie 319 CUA, bez wzgledu na fakt
zlozenia RSS (zaproponowany dla 286 analiz), jedynie w 9 (2,8%) przypadkach zanotowano wynik w III ¢wiartce
plaszczyzny optacalnosci. Wnioski: Sytuacje, w ktorych wynik analizy kosztow-uzyteczno$ci znajduje si¢ w III ¢wiartce
ptaszczyzny optacalnosci zdarzaja si¢ bardzo rzadko. Ustawa refundacyjna, jak i wytyczne Agencji nie odnoszg si¢ do tej
konkretnej sytuacji. Zardéwno w Stanowiskach Rady Przejrzystosci, jak i Rekomendacjach Prezesa Agencji nie odnaleziono
informacji dotyczacych wynikéw analiz mieszczacych si¢ w III ¢wiartce ptaszczyzny optacalnosci, zatem nie jest mozliwe
na ich podstawie zadne wnioskowanie co do oceny optacalnosci.

stowa kluczowe: analizy ekonomiczne, QALY, oplacalnosé, plaszczyzna kosztowej-uzytecznosci

Objective: Economic analysis, that has to be submitted as an attachment to applications for reimbursement, is aimed to
demonstrate cost-effectiveness of the technology under assessment in comparison to its alternatives. The purpose of this
study is to identify economic analyses evaluated by the Agency for Health Technology Assessment and Tariff System and to
determine the analytical techniques used, the results achieved and the conclusions presented referring to these results of the
cost-utility analyses that fall into the Il1rd quadrant of the cost-effectiveness plane. Methods: Agency’s verification analyses
from years 2016-2018 were analysed. From each verification analysis information was extracted concerning the comparators,
analytical technique used, risk sharing scheme proposed and type of result achieved (for example, by its location on the
cost-effectiveness plane). Statistical analysis was performed using MS Excel. Results: 196 verification analyses were
identified, concerning 466 separate economic analyses, which amounts to 2,38 economic analyses per a verification analysis
on average. The most frequent was cost-utility analysis (CUA), next cost minimization analysis, very rarely the applicants
stopped at a cost-consequences analysis. Altogether in years 2016-2018 319 CUAs were identified, which constitutes 68,5%
of all economic analyses. Cost minimization analysis was used in 139 analyses, i.e. in 29,8% of cases. Cost-consequences
analyses amount to 1,5% of cases — such an analysis was carried out in 7 instances. The distribution of results on the
cost-effectiveness plane shows that the most common are situations where the result falls into the Ist quadrant (over 80% of
cases). Taking into account all CUAs, irrespective of the RSS proposed (proposed in 286 cases), only in 9 cases (2,8%) the
result belonged to the Ilird quadrant. Conclusions: Instances where the results of a cost-utility analysis fall into the 1l1rd
quadrant of the cost-effectiveness plane are very rare. They are not considered by the Act on the Reimbursement nor the HTA
Guidelines. No identified standpoints by the Transparency Council nor any recommendations of the Agency’s President refer
to such situations, so no conclusions can be drawn on that basis.

key words: economic analyses, QALY, cost-effectiveness, cost-effectiveness plane
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Statystyka typow i wynikoéw analiz ekonomicznych przedktadanych do oceny AOTMIT w latach: 2016-2018

2. Analiza ekonomiczna w swietle obowigzujacych aktéw
prawnych i Wytycznych HTA

Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784, z p6zn. zm.) (zwana dalej ustawg 0 refundacji) wymaga, aby do wniosku
o refundacje leku (a takze srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego lub wyrobu medycznego) dotaczy¢
uzasadnienie w postaci analiz farmakoekonomicznych, w tym, w przypadkach, w ktorych przedmiot wniosku nie ma
odpowiednika juz refundowanego w danym wskazaniu — analizy ekonomicznej (art. 25 pkt 14 lit. c tiret drugie ustawy
o refundacji). Taka analiza wymagana jest przez ustawe¢ rowniez jesli wniosek dotyczy podwyzszenia urzedowej ceny zbytu
leku ($rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego/wyrobu medycznego) dotychczas refundowanego,
gdy nie ma on odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu, a uzasadnienie takiego wniosku odnosi si¢ do efektow
zdrowotnych lub kosztow ich uzyskania (art. 26 pkt 2 lit. h).

Ustawa o refundacji nie definiuje analizy ekonomicznej, nie wskazuje rowniez co powinno by¢ w niej zawarte. Jednak zapisy
dotyczace kryteriow wydawania decyzji refundacyjnych odnosza si¢ do progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia
skorygowanego o jako$¢ (QALY, ang. quality-adjusted life year) wynoszacego trzykrotno$¢ Produktu Krajowego Brutto
(PKB) per capita lub ewentualnie kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia. Wskazuje to, ze preferowanym przez ustawe
typem analizy ekonomicznej jest analiza kosztow-uzytecznosci, w drugiej zas$ kolejnosci analiza kosztéw-efektywnosci.
Natomiast szczegdétowe wymagania stawiane analizom opisane zostaly w jednym z aktow wykonawczych do ustawy
o refundacji, tj. w rozporzadzeniu Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie musza
spetnia¢ analizy uwzglgdnione we wnioskach o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz podwyzszenie
urzedowej ceny zbytu leku, §rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie
maja odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu (Dz. U. z 2012 r., poz. 388) (zwanym dalej rozporzadzeniem
w sprawie wymagan minimalnych). Rozporzadzenie wprowadza kolejny typ analizy — zgodnie z jego zapisami
przeprowadzenie analizy ekonomicznej technikg inng niz kosztoéw-uzytecznosci lub kosztow-efektywnosci jest mozliwe, gdy
stwierdzono brak r6znic w wynikach zdrowotnych miedzy oceniang technologig a komparatorem. W takim przypadku mozna
ograniczy¢ si¢ do porownania samych kosztow i wykona¢ analiz¢ minimalizacji kosztow.

Rozporzadzenie w sprawie wymagan minimalnych wymaga zawarcia w analizie ekonomicznej nastepujacych elementow:

e opisu zatozen, na podstawie ktorych dokonywane sg stosowne obliczenia wraz z tabelarycznym zestawieniem
wykorzystywanych danych;

e porownania kosztow i wynikéw zdrowotnych technologii stanowiacej przedmiot wniosku i komparatorow —
zestawienie, jak w analizie kosztow-konsekwencji;

e wyniku inkrementalnego analizy, ktdry w zaleznosci od przyjetej techniki analitycznej ma postaé:

o kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢ (ICUR, ang. incremental cost-utility
ratio) w zwiazku z zastgpieniem komparatora technologia wnioskowana (analiza kosztéw-uzytecznosci,
preferowana przez rozporzadzenie) lub analogicznego wspotczynnika w postaci kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia (ICER, ang. incremental cost-effectiveness ratio, analiza kosztow-efektywnosci,
aprobowana w przypadku, gdy nie mozna przeprowadzi¢ analizy kosztoéw-uzyteczno$ci);

o rbznicy kosztu stosowania ocenianej interwencji i komparatora w przypadku analizy minimalizacji
kosztow

e wskazania tzw. ceny progowej, czyli ceny zbytu netto (CZN) wnioskowanej technologii, przy ktorej wspotczynnik
ICUR/ICER osigga warto$§¢ odpowiadajaca progowi optacalnosci (3x PKB per capita); w przypadku analizy
minimalizacji kosztow cen¢ progowa nalezy zastapic taka ceng zbytu netto, przy ktorej wynik inkrementalny analizy
jest rowny zero;

e w przypadkach, w ktorych zachodzg okolicznosci art. 13 ust. 3 ustawy o refundacji, tzn. nie jest dostgpne
randomizowane badanie kliniczne (RCT), ktorego wyniki dowodzg wyzszosci ocenianego leku wzglgdem
komparatora refundowanego w danym wskazaniu, w analizie ekonomicznej nalezy dodatkowo przedstawié
wspotczynniki kosztow do efektow zdrowotnych (CUR/CER, ang. cost-utility/effectivenes ratio) dla ocenianego
leku i komparatorow (czyli wynik analizy kosztow-konsekwencji) oraz wyznaczy¢ cene zbytu netto, przy ktorej
CUR/CER wnioskowanego leku jest nie wyzszy niz zaden CUR/CER komparatoréw. Ustawa o refundacji definiuje
te cene w nieco odmienny sposob, wskazujac, ze w takich okoliczno$ciach nalezy oszacowa¢ urzedowa cen¢ zbytu
(UCZ, cena zbytu netto + podatek VAT), przy ktdrej koszt stosowania ocenianego leku nie jest wyzszy niz koszt
stosowania komparatora o najkorzystniejszym CUR/CER;

e analizy wrazliwosci testujacej przyjecie alternatywnych wartos$ci dla danych wykorzystanych w 0szacowaniach
wraz z uzasadnieniem przyj¢tych zakresow zmiennosci;
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e przegladu systematycznego opublikowanych w temacie analiz ekonomicznych oraz w przypadku analizy kosztow-
uzytecznosci — przegladu systematycznego uzyteczno$ci poszczegdlnych stanow zdrowia.

Ponadto rozporzadzenie zaleca zastosowanie stop dyskontowych dla kosztow i efektow zdrowotnych (odpowiednio
5% i 3,5% w skali roku), jesli horyzont czasowy analizy ekonomicznej przekracza rok. Dyskontowanie stuzy uwzglgdnieniu
oczekiwan co do tempa osiggania efektéw zdrowotnych (pozadane jest jak najszybsze uzyskanie efektu) i zmiennej
sktonnosci do placenia (przyszte koszty sa mniej obcigzajace). W przypadku zaproponowania mechanizmu podziatu ryzyka
(RSS, ang. risk sharing scheme) nalezy rozpatrzy¢ dwa warianty analizy: z uwzglednieniem i bez uwzglednienia RSS.
Analizg nalezy przeprowadzi¢ z perspektywy platnika publicznego i z perspektywy wspolnej — platnika i pacjenta, co jest
zasadne w przypadku, gdy zastosowanie danej terapii wymaga wspoOtptacenia pacjenta, np. poziom odplatnosci leku
dostepnego w aptece na receptg wynosi 30%, wiadomo wigc, ze czg$¢ kosztow bedzie pokrywana z kieszeni
$wiadczeniobiorcy.

Zgodnie z zapisami ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz.1373) (zwanej dalej ustawa o $wiadczeniach), analize¢ ekonomiczng (oraz kliniczna
i wptywu na budzet) powinny przygotowywaé rowniez podmioty odpowiedzialne za leki stosowane w ramach Programu
Szczepien Ochronnych. Jednak w tym przypadku proces podejmowania decyzji o finansowaniu nie przebiega na ich wniosek,
nie obowigzuje rozporzadzenie w sprawie wymagan minimalnych, a nieztozenie analiz skutkuje wydaniem rekomendacji
przez Prezesa Agencji na podstawie dostgpnych danych.

Kolejnym dokumentem, ktoéry opisuje zasady przeprowadzania analiz ekonomicznych, nieposiadajagcym jednak mocy
prawnej, sa Wytyczne oceny technologii medycznych opracowane przez Agencje Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (zwana dalej Agencja, AOTMIT) przy udziale ekspertow polskiego srodowiska HTA. Wytyczne zostaty wydane
po raz pierwszy w 2007 r., natomiast obecnie obowigzuje ich trzecia wersja z 2016 r. Stanowig one zbior zasad dobrej
praktyki przygotowywania analiz farmakoekonomicznych. Cze$¢ wskazanych w nich elementow jest zgodna z opisanymi
W rozporzadzeniu w sprawie wymagan minimalnych, wiele zapisow dotyczy jednak bardziej szczegdétowych lub typowo
technicznych zagadnien. W zakresie analizy ekonomicznej wytyczne opisuja przede wszystkim poszczegélne typy analiz
(techniki analityczne) oraz definiuja w jakich sytuacjach powinny zosta¢ zastosowane. Podobnie jak w przypadku
rozporzadzenia, preferowana jest analiza kosztow-uzytecznosci lub kosztow-efektywnosci, przy czym wytyczne zalecaja
przeprowadzenie obu typoéw analiz jednocze$nie. Jezeli dowiedzie si¢ rownorzedno$ci klinicznej ocenianego leku
i komparatora lub braku istotnych klinicznie réznic (tzn. odczuwalnych przez chorego) migdzy nimi zaréwno w zakresie
skuteczno$ci, jak i bezpieczenstwa, wtasciwym typem analizy jest minimalizacja kosztow, co rowniez zostalo przewidziane
w rozporzadzeniu. Wytyczne wprowadzajg jeszcze jedng technike analityczng — analize kosztow-konsekwencji, ktora przez
ustawe i rozporzadzenie postrzegana jest jedynie jako narzedzie pomocnicze.

Analize kosztow-konsekwencji jako podstawowy wariant analizy ekonomicznej zgodnie z wytycznymi mozna
przeprowadzi¢ w szczegdlnych przypadkach. Przeprowadzenie analizy kosztow-konsekwencji jest wlasciwe przy braku
mozliwo$ci porownania skutecznosci i bezpieczenstwa ocenianego leku i komparatora za pomocg wiarygodnego poréwnania
bezposredniego lub posredniego — jezeli nie uda si¢ otrzyma¢ wynikow wzglednych (np. ile razy Szansa uzyskania
odpowiedzi na leczenie jest wyzsza/nizsza przy pomocy leku A wzgledem leku B) trudno okresli¢ czy zastosowanie ktorego$
z nich jest korzystniejsze. Wytyczne wskazuja rowniez specyficzna, rzadko spotykang w praktyce sytuacje, w ktorej rOwniez
mozna ograniczy¢ si¢ do analizy kosztow-konsekwencji. Dotyczy ona poréwnan, dla ktorych dowiedziono, ze stosowanie
leku jest jednoczesnie korzystniejsze pod wzgledem zdrowotnym i tansze od komparatora lub mniej korzystne i drozsze.
Dodatkowo w wytycznych przewidziano inne niezdefiniowane okolicznosci, ktére pozwalaja na przeprowadzenie analizy
ekonomicznej jedynie za pomocg techniki kosztow-konsekwencji. Wybor tej metody musi by¢ jednak szczegdtowo
uzasadniony.

Polskie akty prawne nie odnosza si¢ do mozliwo$ci zastosowania analizy kosztow-korzysci (CBA, ang. cost-benefit analysis).
Wytyczne HTA wskazuja ten typ analizy jako niezalecany. Ponizej zestawiono poszczegdlne dokumenty regulujace
tworzenie analiz farmakoekonomicznych wraz z uwzglednianymi i zalecanymi przez nie typami analiz ekonomicznych.

Tabela 1. Typy analiz ekonomicznych w §wietle obowiazujacych aktéw prawnych i Wytycznych HTA

Typ analizy Ustawa o refundacji Rg:)?;g;’;‘:izzli:iz:& ryacvlvlie Wytyczne HTA
Kosztow-uzytecznoSci + + +
Kosztow-efektywnosci + + +
Minimalizacji kosztow - + +
Kosztow-konsekwencji - * +
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Typ analizy

Ustawa o refundacji

Rozporzadzenie w sprawie
wymagan minimalnych

Wytyczne HTA

Kosztow-korzysci

*Rozporzadzenie w sprawie wymagan minimalnych méwi o koniecznosci zestawienia wynikéw zdrowotnych i kosztéow
poréwnywanych technologii, jednak nie jako o odrebnym typie analizy.

** Analiza kosztéw-Kkorzysci jest wskazywana przez Wytyczne jako niezalecany typ analizy.

Zrédlo: opracowanie wlasne

W przeciwienstwie do ustawy i rozporzadzenia w sprawie wymagan minimalnych, wytyczne HTA w szczegolny sposob
podchodza do analiz dotaczanych do wnioskow o refundacje tzw. lekow sierocych, zalecajac uzupetnienie ich o uzasadnienie
ceny. Za technologie, dla ktorych nalezy przedstawi¢ takie uzasadnienie wytyczne uznajg leki, dla ktorych kryterium choroby
rzadkiej lub ultrarzadkiej spelnione jest nawet przy uwzglednieniu wszystkich zarejestrowanych wskazan. Wytyczne
nie przewiduja jednak, aby uzasadnienie ceny mogto zastapi¢ analize ekonomiczna.
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3. Analiza ekonomiczna — metodyka i cele

Analiza ekonomiczna, przedktadana — jak wskazano wyzej — zgodnie z ustawg o refundacji wraz z wnioskiem o objecie leku
refundacja, jest czesto postrzegana jako stuzaca cieciu wydatkow na zdrowie i nakladajaca warto$¢ pieniezna na ludzkie
zycie. W rzeczywisto$ci natomiast analiza ekonomiczna jest nastawiona na maksymalizacj¢ osigganego efektu zdrowotnego
w sytuacji konieczno$ci podejmowanie decyzji refundacyjnych w warunkach dysponowania ograniczonymi $rodkami
finansowymi (co jest wlasciwe kazdemu systemowi zdrowotnemu, cho¢ oczywiscie wigksze wydatki na zdrowie oznaczaja
wicksze mozliwosci). Aby wyselekcjonowaé interwencje przynoszaca najlepsze efekty przy najnizszych kosztach, potrzebne
jest uniwersalne narzedzie pozwalajace zhierarchizowaé bardzo liczne technologie medyczne pojawiajace si¢ na rynku
i ubiegajace si¢ o refundacje. Dla kazdego systemu istotne jest, aby refundowaé te z dostepnych opcji, ktére przynosza
najlepsze efekty bez nadmiernych kosztow, a nie refundowac opcji, ktore sa mniej skuteczne lub drozsze od alternatyw.
Analiza ekonomiczna ma stuzy¢ wlasnie temu celowi — optymalnej alokacji ograniczonych $rodkow finansowych.

Warto przy tym mie¢ §wiadomo$é, ze podejmowanie decyzji bez niezbednych danych wigze si¢ ze znacznym ryzykiem -
jesli zamiast najlepszej dostepnej opcji wybieramy alternatywe o gorszym stosunku kosztow do uzyskiwanych efektow,
system ponosi strate, ktora w §wiecie farmakoekonomiki nazywamy kosztem utraconych korzysci (ang. opportunity cost).
Koszt utraconych korzysci to miara straty zwigzanej z niewykorzystaniem najlepszych mozliwosci dziatania; to koszt
zwigzany z najlepszym alternatywnym wykorzystaniem dostgpnych $rodkow. Jak wigc dokonac racjonalnego wyboru
pomiedzy technologia A a technologia B w danym wskazaniu, a co wigcej jak Minister Zdrowia ma wybiera¢ pomiedzy
setkami technologii w bardzo odmiennych wskazaniach? | jak dobra¢ dla technologii refundowanych ceny wspotmierne
do ich wartos$ci?

Analiza ekonomiczna dostarcza narzedzia do podejmowania takich wlasnie decyzji, poniewaz jej zasadg jest
przeprowadzanie analizy komparatystycznej (tj. inkrementalnej), a wigc polega ona na porownaniu ocenianej technologii
z odpowiednim komparatorem lub odpowiednimi komparatorami, czyli dostgpnymi na rynku alternatywami do technologii
podlegajacej ewaluacji. Pordwnanie to odbywa si¢ pod wzgledem kosztéw i konsekwencji zdrowotnych, ktore musza by¢
odpowiednio zdefiniowane i zmierzone. Aby mozliwe byto poréwnywanie technologii pomi¢dzy réznymi wskazaniami
konieczne jest sprowadzenie osiaganych efektow zdrowotnych do wspolnego mianownika — w polskim systemie, podobnie
jak w wielu innych, taka wspolna miarg efektu zdrowotnego jest rok zycia skorygowany o jego jako$¢ (QALY,
ang. quality-adjusted life year). Wynikiem analizy jest inkrementalny wspotczynnik kosztow-uzytecznosci (ICUR,
ang. incremental cost-utility ratio). Przyrownanie ICURa do obowigzujgcego w Polsce progu optacalnosci daje odpowiedz
na pytanie czy dodatkowa skuteczno$¢ drozszego leczenia uzasadnia nadwyzke kosztow poniesionych na jego zastosowanie
w porownaniu z alternatywnym sposobem terapii. Istotne jest, aby dostepne alternatywy poréwnaé¢ w takim samym
horyzoncie czasowym, z okreSlonej perspektywy i przy uwzglednieniu zbieznych, odpowiednio dobranych kategorii
kosztowych i efektow.

Najczesciej dobieranym horyzontem czasowym jest horyzont dozywotni, poniewaz — zgodnie z Wytycznymi HTA — nalezy
dazy¢ do uchwycenia wszystkich réznic w efektach zdrowotnych i kosztach porownywanych technologii, a réznice takie
czgsto ujawniajg si¢ w ciggu calego zycia chorego. Natomiast analiza jest standardowo zawezana do perspektywy platnika
publicznego, czyli w polskim systemie ochrony zdrowia do kosztow ponoszonych przez Narodowy Funduszu Zdrowia
(NFZ). Dodatkowo rozwazana jest perspektywa NFZ i pacjenta, jesli po stronie chorego dochodzi do wspolptacenia,
co z zasady ma miejsce w przypadku lekow dostepnych w aptece na recepte, podczas gdy leki refundowane w ramach
chemioterapii i programéw lekowych sg udostepniane pacjentom bezptatnie (chociaz oczywiscie koszty samych lekow nie sg
jedynymi kosztami leczenia). Ograniczenie sie do perspektywy NFZ oznacza pominigcie kosztow posrednich, a wiec
zwigzanych z utracong produktywno$cig chorego i ewentualnie jego rodziny (chodzi o koszty wynikajace z niemozliwos$ci
pracy lub jej mniejszej wydajnosci, koniecznosci opieki nad chorym). Analiza z perspektywy spolecznej (uwzgledniajaca
koszty posrednie) moze by¢ przeprowadzona i przedstawiona dodatkowo (pomiar kosztow posrednich jest procesem dos¢
skomplikowanym, ale umozliwia przedstawienie Szerszego obrazu), natomiast podstawe stanowi ocena ponoszonych
bezposrednich kosztow medycznych, a wigc wynikajacych bezposrednio z wyceny zuzycia zasobow potrzebnych
do zapewnienia opieki medycznej nad chorym. Standardowo uwzglednia si¢ wigc koszty lekow, ich podania, diagnostyki
i monitorowania przebiegu leczenia, koszty opieki terminalnej i koszty leczenia dziatan niepozadanych, co ma zastosowanie
zarowno w analizach z perspektywy NFZ, jak i wspolnej. Nie sa brane pod uwage koszty niemedyczne (np. zwigzane z
dojazdem do szpitala, wydatkami na administracj¢ szpitalna, personel niemedyczny, wyzywienie podczas hospitalizacji,
renty czy zasitki).

Pomiar kosztow odbywa si¢ oczywiscie w pieniadzu, podczas gdy efekty zdrowotne wyraza si¢ w jednostkach naturalnych,
a najczesciej w latach zycia skorygowanych o jako$¢ (QALYS). Zaleta takiego rozwigzania jest postuzenie si¢ jednostka,
ktora taczy w sobie dwa aspekty najistotniejsze dla pacjenta — dlugo$¢ zycia, ale takze jego jako$¢; a poza tym QALY bedac
jednostka uniwersalng, umozliwia dokonanie porownania pomigdzy bardzo réznymi jednostkami chorobowymi. Wydaje si¢
nie ulega¢ watpliwosci, ze dla pacjenta wazny jest nie tylko czas przezycia, ale takze stan jego zdrowia, zwlaszcza ze niektore
jednostki chorobowe nie skracaja zycia zasadniczo, ale niezwykle negatywnie odbijaja si¢ na jego jakosci
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(jak np. stwardnienie rozsiane). Podczas gdy konieczno$¢ uwzglednienia jako$ci zycia zdaje si¢ oczywista, problematyczne
jest, ze jakos¢ zycia (w przeciwienstwie do jego dtugosci) nie jest tatwa do zmierzenia. Aby ustali¢ jako$¢ zycia konieczne
jest postugiwanie si¢ specjalnie w tym celu opracowanymi kwestionariuszami oceny jakosci zycia (pozwalajacymi réwniez
na przeksztalcenie jakosci zycia w uzyteczno$¢ stanu zdrowia), ktore moga by¢ ogdlne lub specyficzne (odnoszace si¢
do konkretnej jednostki chorobowej). Najbardziej uznanym, rozpowszechnionym i zwalidowanym kwestionariuszem oceny
jako$ci zycia jest kwestionariusz ogolny EQ-5D (ang. EuroQol five dimension scale). W swoich pieciu domenach
kwestionariusz ten stara si¢ uchwyci¢ wszystkie istotne aspekty jakosci zycia, a s3a to: poruszanie si¢ (ang. mobility),
samoopieka (ang. self-care), wykonywanie zwyktych czynnos$ci (ang. usual activities), bol/dyskomfort (ang. pain/discomfort)
oraz niepokéj/przygnebienie (ang. anxiety/depression). Postugiwanie si¢ tym kwestionariuszem jest zalecane, poniewaz
zapewnia najwigksza poréwnywalno$¢ analiz ekonomicznych. Aby pomiar jakosci zycia wykorzysta¢ w analizie
ekonomicznej konieczne jest przeksztalcenie jakos$ci zycia, w uzyteczno$¢é, a wiec warto$¢ liczbowa bedaca
odzwierciedleniem preferencji odno$nie danego stanu zdrowia (uzyteczno$¢ przyjmuje warto$ci pomigdzy ,,petnym
zdrowiem” = 1 a $miercig = 0). Pomiar preferencji odbywa si¢ w populacji ogélnej, z wykorzystaniem jednej z metod
opartych na wyborze np. metody handlowania czasem (ang. time trade-off).

O typie zastosowanej analizy decyduje jednostka, w ktorej wyrazono efekty zdrowotne (koszty zawsze wyraza si¢
w pieniagdzu). Typem analizy ekonomicznej, ktora wyraza wyniki zdrowotne w QALY jest analiza kosztow-uzytecznosci
(CUA, ang. cost-utility analysis). Jest to analiza preferowana przez ustawe o refundacji, ktora jako kryterium podejmowania
decyzji administracyjnych o objeciu refundacja postuguje si¢ pojgciem wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku
zycia skorygowanego o jakosé (prog optacalnosci). Aby wynik analizy ekonomicznej przyrownaé do progu optacalnosci
konieczne jest wyznaczenie inkrementalnego wspotczynnika kosztow-uzytecznosci (ICUR), ktory stanowi stosunek roznicy
kosztow pordéwnywanych technologii zdrowotnych, do réznicy ich efektow wyrazonych wiasnie w QALY . Analiza kosztow-
uzytecznosci zdecydowanie dominuje w polskim systemie, ale mozliwe jest tez wykonanie analiz innego typu. Jesli efekty
zdrowotne wyrazimy w innej jednostce naturalnej niz QALY, np. w latach zycia (LY, ang. life-years) bez uwzgledniania
jego jakosci, mamy do czynienia z analiza kosztow-efektywnosci, ktérej wynikiem jest inkrementalny wspotczynnik
kosztow-efektywnosci (ICER).!

Inne typy analizy to np. analiza minimalizacji-kosztow, ktora jest specyficznym rodzajem analizy przeprowadzanym
w sytuacji wykazania terapeutycznej rownorzednosci porownywanych opcji terapeutycznych. Wtedy porownywane sa tylko
koszty zestawianych interwencji, a wynikiem analizy jest ich ro6znica. W literaturze zdarzaja si¢ glosy, ze nie ma interwencji
dziatajacych identycznie, a w zwigzku z tym przeprowadzanie analizy minimalizacji kosztow nie jest zasadne (1). Chodzi
jednak nie tyle o wykazanie braku rdznic, co rownorzednosci terapeutycznej porownywanych technologii.

Samo zestawienie kosztow i efektow zdrowotnych zwigzanych ze stosowaniem zestawianych technologii, bez ich analizy
inkrementalnej, nazywamy analizg kosztow-konsekwencji (ktéra nie daje nam jakiego$ okreslonego wyniku w postaci
wspotczynnika, ktory mozna by przyréwnaé z progiem). Analiza kosztow-konsekwencji jest wstgpem do kazdej analizy
ekonomicznej (zestawiane sg efekty zdrowotne, np. w postaci lat zycia skorygowanych o jako$¢ lub lat zycia, oraz koszty
technologii w okre§lonym horyzoncie czasowym, dla ktoérych w analizie inkrementalnej wyznacza si¢ ich réznicg i stosunek
réznicy kosztow do roznicy efektow), ale w niektorych sytuacjach na tym etapie mozna si¢ zatrzymac, jesli przeprowadzenie
analizy inkrementalnej jest niezasadne. Ma to miejsce w sytuacji braku wiarygodnych danych klinicznych umozliwiajacych
poréwnanie skuteczno$ci i bezpieczenstwa interwencji ocenianej z komparatorami badz niejednoznacznych wynikow analizy
klinicznej. Problematyczne jest jednak to, ze wyniki same;j tylko analizy kosztow-konsekwencji sa trudne do zinterpretowania
i nie pozwalaja wnioskowa¢ o optacalnosci ocenianej technologii.

Najbardziej kontrowersyjnym typem analizy jest analiza kosztoéw-korzysci, w przypadku ktérej dokonuje si¢ proby
wyrazenia w pienigdzu nie tylko kosztow, lecz takze efektow zdrowotnych. Analiza taka nie jest zalecana w polskim systemie
ochrony zdrowia.

Opisane typy analiz i ich charakterystyke zebrano w tabeli ponizej.

L W literaturze anglojezycznej wiasciwie kazdy rodzaj analizy inkrementalnej nazywa sie cost-effectiveness analysis, nawet
jesli opiera si¢ ona o wykazanie zysku w QALY, a wynik okresla si¢ jako ICER (a nie ICUR). Jest to kwestia czysto
terminologiczna.
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Tabela 2. Typy analiz ekonomicznych

Typ analizy Pomiar kosztow Pomiar efektow
Analiza kosztow-konsekwencji (CCA, ang. cost-consequences PLN Jak w badaniu — jednostki
analysis) naturalne
Analiza kosztow-efektywnosci (CEA, ang. cost-effectiveness PLN Jak w badaniu — jednostki
analysis) naturalne (LY)
Analiza kosztow-uzytecznosci (CUA, ang. cost-utility PLN QALY
analysis)
Analiza minimalizacji kosztow (CMA, ang. cost-minimisation PLN Jak w badaniu — jednostki
analysis) naturalne
Analiza kosztow-korzysci (wydajnosci kosztow) (CBA, ang. PLN PLN - sktonno$¢ do
cost-benefit analysis) ptacenia wyrazona w PLN

Zrodlo: opracowanie wlasne

Aby wyniki wykonanej analizy byly przydatne w procesie podejmowania decyzji refundacyjnych muszg istniec kryteria ich
interpretacji pod wzglgdem optacalnosci ocenianej technologii medycznej. Wizualnym narzgdziem ilustrujgcym optacalno$é
analizowanej technologii medycznej wzgledem komparatora jest tzw. plaszczyzna kosztowej-uzytecznosci
(ang. cost-effectiveness plane) — patrz rysunek ponizej.

Il cwiartka _ Koszt | éwiartka
inkrementalny

FPrag
optacalnosci

A

Efekt
inkrementalny

Il éwiartka IV éwiartka

Rysunek 1. Plaszczyzna kosztowej-uzytecznos$ci (technologie znajdujace si¢ w obszarze zamalowanym s3 (potencjalnie) oplacalne,
przy czy technologia F jest dominujaca, technologia A jest skuteczniejsza i drozsza, ale koszt uzyskania dodatkowego QALY nie
przewyzsza progu oplacalno$ci, technologia E jest tansza i nieco mniej skuteczna od komparatora, natomiast technologia D jest
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nieco tansza i duzo mniej skuteczna — brak dla takiej sytuacji podstawy decyzyjnej w polskim prawie). Technologia B jest bardziej
skuteczna i drozsza, jednak nie jest oplacalna, technologia C jest zdominowana.

Zrodlo: opracowanie wlasne

Plaszczyzna kosztowej-uzyteczno$ci obrazuje stosunck uzyskiwanych efektow i ponoszonych kosztéw dla poréwnania
ocenianej technologii z komparatorem. O$ x odnosi si¢ do efektu inkrementalnego, natomiast 0§ y do inkrementalnego kosztu.
W przypadku wnioskéw refundacyjnych najczestsza jest sytuacja gdy oceniana technologia przynosi dodatkowy efekt
zdrowotny (wystepuje korzysc¢ kliniczna ze stosowania proponowanej technologii w poréwnaniu z komparatorem), ale wigze
si¢ to z koniecznoscig poniesienia wyzszych nakladéw zwigzanych z jej stosowaniem. Sytuacje te ilustruje 1 ¢wiartka
plaszczyzny kosztowej-uzytecznosci (dodatni efekt inkrementalny oraz dodatni koszt inkrementalny).

W celu dokonania oceny czy nadwyzka ponoszonych kosztow jest uzasadniona dodatkowa skutecznoscia analizowanej
technologii konieczne jest poshuzenie si¢ jakim$ miernikiem optacalno$ci ocenianych terapii. W polskim systemie, jak juz
wspominano, takim miernikiem jest prog optacalnosci w wysokosci 3x PKB na jednego mieszkanca, przy czym wysokos$¢
PKB per capita jest wyznaczana w sposob, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26 pazdziernika 2000 r. 0 sposobie
obliczania wartos$ci rocznego produktu krajowego brutto (Dz.U. z 2000 r. Nr 114, poz. 1188, z p6zn. zm. oraz z 2009 r. Nr
98, poz. 817). Obecnie prog optacalnosci uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢ wynosi 139 953 PLN
i od kilku lat systematycznie wzrasta. Optacalno$¢ w przypadku decyzji refundacyjnych jest rozumiana w taki sposob, ze
technologia jest optacalna jezeli jest skuteczniejsza i drozsza, ale koszt uzyskania dodatkowego QALY przy jej zastosowaniu
nie przekracza progu optacalnosci (czyli, aby uzyska¢ dodatkowy rok zycia w pelnym zdrowiu system ochrony zdrowia jest
sktonny ponie$¢ koszt w wysokos$ci trzykrotnosci produktu krajowego brutto wytwarzanego przez jednego mieszkanca
W ciaggu roku). Ze wzgledu na postugiwanie si¢ w polskim systemie ochrony zdrowia progiem optacalnosci, kazdorazowo
wyznacza si¢ w analizach ekonomicznych ceng progows, to znaczy taka cene ocenianej technologii, przy ktorej ICUR jest
réwny wysokosci progu oplacalnosci. W ten sposob decydent uzyskuje informacj¢ na ile cena proponowana przez
wnioskodawce przy ubieganiu si¢ o refundacj¢ ewentualnie odbiega od ceny progowej i do jakiej ceny powinno dazy¢ si¢
w trakcie negocjacji, aby zapewni¢ uzyteczno$¢ kosztowa ocenianej technologii.

Wyznaczanie wspotczynnika ICUR nie jest konieczne w sytuacjach, do ktorych odnosi si¢ Il i IV ¢wiartka ptaszczyzny
kosztowej-uzytecznosci. W tych przypadkach bardzo tatwo jest podja¢ decyzje o kosztowej zasadnosci finansowania danej
technologii — ¢wiartka 11 odnosi sie do sytuacji, w ktorej dana technologia jest drozsza i mniej skuteczna od komparatora,
€O w oczywisty sposob wyklucza zasadnos$¢ jej refundacji. W Swiecie farmakoekonomiki tego typu technologie okresla si¢
jako zdominowane. Sytuacja zilustrowana ¢wiartkg IV jest natomiast bardzo pozadana, poniewaz dotyczy ona interwencji
dominujacych, a wigc takich, ktore przynosza lepszy efekt zdrowotny przy nizszych kosztach w poréwnaniu z alternatywa.
Zasadno$¢ finansowa refundacji tego typu technologii zdaje si¢ nie wymaga¢ dodatkowego uzasadnienia.

Najbardziej kontrowersyjna jest ¢wiartka III, ktora dotyczy technologii tanszych lecz mniej skutecznych w poréwnaniu
z komparatorem (nalezy tutaj podkresli¢, ze w przypadku poréwnania z aktywnym komparatorem nie sg to substancje, ktore
szkodza pacjentowi, tylko przynosza mniejszy [nieoptymalny] efekt zdrowotny w poréwnaniu z drozsza opcja alternatywna).
W przypadku technologii trafiajacych do III ¢éwiartki ptaszczyzny kosztowej-uzyteczno$ci wyznaczenie ceny progowej
oznacza wskazanie ceny, przy ktorej oszczgdnos¢ za utracone QALY jest rowna progowi optacalnosci. Z ekonomicznego
punktu widzenia takie technologie sa optacalne, co ilustruje zakolorowany obszar pod krzywa wskazujaca prog optacalnosci
na rysunku 1 powyzej. Tym niemniej wydaje si¢, ze istnieje roznica pomiedzy sktonnoscia do ptacenia za uzyskane,
dodatkowe QALY (ang. willingness to pay), a sktonno$cig do zaakceptowania utraconego QALY (ang. willingness to accept)
w zamian za uzyskang oszczedno$¢ w pienigdzu (oszczedno$¢ uzyskana w zwigzku ze stosowaniem nieco mniej skutecznych,
lecz znacznie tanszych technologii moglaby by¢ wykorzystana na sfinansowanie kolejnych technologii, licznie
proponowanych dla systemu ochrony zdrowia). Problematyczne jest jednak to, ze w polskim systemie nie zdefiniowano jaka
oszczednosé za utracone QALY jest oczekiwana, aby technologie uznaé za optacalna (taka jak prog optacalnosci? wyzsza?
o ile wyzsza?) ani nie wypowiedziano si¢ czy finansowanie technologii tanszych, ale nieoptymalnych pod wzgledem
skutecznosci jest w ogdle akceptowalne (ustawa o refundacji odnosi si¢ jedynie do wysokosci progu kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢). Z tych wzgledow w niniejszej pracy podjg¢to probe analizy jakie typy
analiz ekonomicznych sktadane sa do AOTMIT, w jaki sposéb wyniki analiz rozktadaja si¢ pomiedzy cwiartkami
kosztowej-uzyteczno$ci i — jesli zdarzajg sie wyniki przypadajace na III ¢wiartke — w jaki sposdb Rada Przejrzysto$ci oraz
Prezes AOTMIT odnosza si¢ do takiej sytuacji.
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4. Metody

W celu identyfikacji wszystkich ocenionych przez Agencje analiz wnioskodawcow pod katem zawartych w nich analiz
ekonomicznych przeprowadzono wyszukiwanie danych w zasobach wewngtrznych Agencji. W pierwszym etapie
zidentyfikowano wszystkie przygotowane analizy weryfikacyjne Agencji (AWA) dla zlecen Ministra Zdrowia z lat
2016-2018 — na tej podstawie oszacowano liczbe analiz weryfikacyjnych, ktére wykonala Agencja.?

W nastgpnym etapie odnaleziono wszystkie analizy ztozone przez wnioskodawcow dla poszczegdlnych AWA — w niniejszej
pracy bazowano na analizach wnioskodawcow, stanowigcych zatacznik do wniosku refundacyjnego; w przypadku
uzupetnienia analiz wykorzystano najbardziej aktualne dane. W kazdej z przedtozonych Agencji analiz ekonomicznych
identyfikowano przedstawione informacje pod katem uwzglednionych komparatorow, wykorzystanej techniki analitycznej,
wystgpowania propozycji RSS oraz uzyskanych wynikéw. Warto zauwazy¢, ze w ramach jednego wniosku refundacyjnego
(a takze jednej AWA) moze zostaé przedstawionych kilka niezaleznych analiz ekonomicznych.

Na potrzeby szacowania liczby przedstawionych niezaleznych analiz ekonomicznych przyjeto, Zze niezalezne analizy
ekonomiczne stanowia analizy dla odrgbnych komparatordéw, analizy dla odrebnych populacji, analizy dla tego samego
komparatora lub subpopulacji, lecz bazujace na odmiennych zatozeniach (jezeli stanowily jeden z wariantow analizy
podstawowej). Uwzgledniano jedynie analizy podstawowe, nie uznajac za niezalezne analizy poszczegdlnych scenariuszy
testowanych w ramach analiz wrazliwosci; uwzglednienie instrumentu podziatu ryzyka réwniez nie stanowito o odrgbnosci
analiz. Rozpatrywano jedynie wyniki przedstawione w analizach wnioskodawcy dla perspektywy platnika publicznego,
na podstawie ktorych szacowano liczbe i rodzaj poszczegdlnych wynikéw (m. in. przynalezno$¢ do danej ¢wiartki
plaszczyzny optacalnosci w przypadku analizy kosztow-uzytecznoscei).

Analize statystyczng uwzgledniajaca powyzsze zatozenia wykonano przy pomocy aplikacji MS Excel.

2 Nie uwzgledniano postepowan zawieszonych na wniosek wnioskodawcy.
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5. Wyniki

W toku wyszukiwania zidentyfikowano tacznie 196 analiz weryfikacyjnych Agencji (AWA), ktore zawieraty
466 niezaleznych analiz ekonomicznych (AE), co daje $rednio 2,38 analizy ekonomicznej na analize weryfikacyjng. W roku
2016 zidentyfikowano 63 AWA, w tym 150 AE ($rednio 2,38 AE na AWA), w roku 2017 69 AWA, w tym 167 AE ($rednio
2,42 AE na AWA), natomiast w roku 2018 uwzgledniono 64 AWA, w tym 149 AE ($rednio 2,33 AE na AWA). Liczbg¢ AWA
oraz AE w podziale na poszczegdlne lata objete niniejsza analiza przedstawiono na ponizszym rysunku.

Liczba AWA oraz AE w latach 2016-2018
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Rysunek 2. Liczba analiz weryfikacyjnych Agencji oraz zawartych w nich analiz ekonomicznych w latach 2016-2018

Zrodlo: opracowanie wlasne
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Rysunek 3. Srednia liczba analiz ekonomicznych na analize weryfikacyjna Agencji w latach 2016-2018
Zrodlo: opracowanie wlasne

Whioski refundacyjne oceniane przez Agencje dotyczyly trzech, uwzglednionych w ustawie o refundacji, kategorii
dostepnosci refundacyjnej: w aptece na receptg, w ramach programu lekowego oraz w ramach chemioterapii. Najwigcej
AWA dotyczyto programow lekowych. Lacznie w latach 2016-2018 135 AWA dotyczylto programow lekowych, co stanowi
68,9% wszystkich AWA, 56 (28,6%) AWA dotyczyto interwencji dostgpnych w aptece na recepte, jedynie 5 (2,6%) AWA
dotyczyto dostgpnosci w ramach chemioterapii. Ponizszy rysunek przedstawia podzial analiz weryfikacyjnych Agencji
w zalezno$ci od wnioskowanej kategorii dostgpnosci refundacyjnej tacznie dla lat 2016-2018.

12/19



Statystyka typow i wynikow analiz ekonomicznych przedktadanych do oceny AOTMIT w latach: 2016-2018

Liczba AWA w podziale na kategorie
dostepnosci w latach 2016-2018
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Rysunek 4. Podzial AWA pod wzgledem kategorii dostepnos$ci refundacyjnej: w aptece na recepte, w ramach programu lekowego,
w ramach chemioterapii

Zrodlo: opracowanie wlasne

Dla poszczeg6lnych lat odsetki byly zblizone do wartosci $redniej z lat 2016-2018, jedynie w roku 2017 odnotowano nieco
wigkszy od $redniego udzial programow lekowych. W 2016 roku 42 AWA dotyczyto programéw lekowych, co stanowi
66,7% wszystkich AWA, 19 (30,2%) AWA dotyczyto interwencji dostepnych w aptece na recepte, jedynie 2 (3,2%) AWA
dotyczyto dostgpnosci w ramach chemioterapii. W roku 2017 50 AWA dotyczyto programéw lekowych, co stanowi 72,5%
wszystkich AWA, 17 (24,6%) AWA dotyczyto interwencji dostepnych w aptece na recepte, a 2 (2,9%) AWA dotyczyty
dostepnosci w ramach chemioterapii. W 2018 roku 43 AWA dotyczyto programéw lekowych, co stanowi 67,2% wszystkich
AWA, 20 (31,3%) AWA dotyczylto interwencji dostepnych w aptece na recepte, a tylko 1 (1,6%) AW A dotyczyta dostepnosci
w ramach chemioterapii.

Podobne odsetki dotycza liczby analiz ekonomicznych. Sposrod zidentyfikowanych analiz ekonomicznych 329 (70,6%)
odnosito si¢ do lekéw dostgpnych w ramach programow lekowych, 132 (28,3%) dotyczyto interwencji dostgpnych w aptece
na receptg, a jedynie 5 (1,1%) w ramach chemioterapii. Analizujac poszczegdlne lata mozna zauwazy¢ znaczna roznice
migdzy rokiem 2016 i 2017, natomiast wartosci dla roku 2018 zblizone sa do wartosci $redniej z lat 2016-2018. W roku 2016
91 (60,7%) AE dotyczylo programow lekowych, 57 (38,0%) interwencji dostgpnych w aptece na recepte, a 2 (1,3%)
w ramach chemioterapii. W 2017 roku az 137 (82,0%) AE dotyczyto programéw lekowych, 28 (16,8%) interwencji
dostepnych w aptece na recepte, a 2 (1,2%) chemioterapii. W 2018 roku 101 (67,8%) AE dotyczyto programéw lekowych,
47 (31,5%) interwencji dostgpnych w aptece na receptg, a tylko 1 (0,7%) chemioterapii. Liczbe¢ analiz ekonomicznych dla
poszczegblnych kategorii dostepnosci refundacyjnej w rozbiciu na poszczegodlne lata przedstawiono na ponizszym wykresie.

Liczba AE w podziale na kategorie
dostepnosci w latach 2016-2018
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Rysunek 5. Liczba analiz ekonomicznych w podziale na kategorie dostepnosci z lat 2016-2018

Zrodlo: opracowanie wlasne
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Srednia liczba AE na AWA z lat 2016-2018 w podziale na poszczegolne kategorie dostgpnosci refundacyjnej przedstawia
si¢ nastepujgco: w ramach programu lekowego — 2,44 AE na AWA, w aptece na recepte — 2,36 AE na AWA, w ramach
chemioterapii — 1 AE na AWA. Obrazuje to ponizszy wykres.

Srednia liczba AE na AWA, lata 2016-2018
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Rysunek 6. Srednia liczba analiz ekonomicznych na analize weryfikacyjna Agencji w podziale na kategorie dostepnosci z lat
2016-2018

Zrodlo: opracowanie wlasne

Warto$ci dla poszczegblnych lat nie odbiegajg znacznie od wartosci $rednich z lat 2016-2018. W przypadku interwencji
dostepnych w aptece na recepte w roku 2016 zidentyfikowano tagcznie 19 AWA, wtym 57 AE, co daje srednio 3 AE na AWA.
W roku 2017 zidentyfikowano 17 AWA, w tym 28 AE, co daje $rednio 1,65 AE na AWA. W roku 2018 odnotowano
20 AWA, w tym 47 AE, co daje $rednio 2,35 AE na AWA. W przypadku lekow dostepnych w ramach programu lekowego
w roku 2016 zidentyfikowano 42 AWA, w tym 91 AE, co daje $rednio 2,17 AE na AWA. W roku 2017 zidentyfikowano
50 AWA, w tym 137 AE, co daje $rednio 2,74 AE na AWA. W roku 2018 odnotowano 43 AWA, w tym 101 AE, co daje
srednio 2,35 AE na AWA. Analizy dotyczace interwencji dostgpnych w ramach chemioterapii stanowily znaczaca
mniejszos¢. W roku 2016 zidentyfikowano 2 AWA, w roku 2017 réwniez 2 AWA, natomiast w roku 2018 odnotowano tylko
1 AWA. W kazdym przypadku na jedng AWA przypadala 1 AE.

Pod katem typu przedstawionej analizy ekonomicznej najczestsza byta analiza kosztow-uzytecznosci (CUA), nastgpnie
analiza minimalizacji kosztow (CMA), bardzo rzadko wnioskodawcy poprzestawali na analizie kosztow-konsekwencji
(CCA), w pojedynczym przypadku, w 2016 roku, wnioskodawca nie przedstawial analizy ekonomicznej (przedstawiono
jedynie uzasadnienie ceny). Lacznie w latach 2016-2018 zidentyfikowano 319 CUA, co stanowi 68,5% wszystkich analiz
ekonomicznych. Analize minimalizacji kosztow przedstawiono tacznie w 139 przypadkach, co stanowi 29,8% wszystkich
zidentyfikowanych AE. Analiza kosztéw konsekwencji stanowita 1,5% - zidentyfikowano 7 tego typu analiz. Ponizszy
rysunek obrazuje rozktad poszczegdlnych typoéw analiz w latach 2016-2018.

Poszczegdlne typy analiz ekonomicznych w latach 2016-2018
7 1

139

= CUA = CMA CCA = Brak analizy

Rysunek 7. Rozklad poszczegolnych typow analiz ekonomicznych w latach 2016-2018

Zrédlo: opracowanie wlasne
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W zadnym uwzglednionym przypadku analiza kosztow-efektywnosci (CEA) nie stanowita samodzielnej analizy —
we wszystkich przypadkach byta dodatkiem do przedstawionej analizy kosztow-uzytecznosci. Lacznie zidentyfikowano 53
tego typu analizy, zatem analize CEA przedstawiong w dodatku do CUA — srednio dla lat 2016-2018 sytuacja taka miata
miejsce w 16,6% przypadkow. Mozna zauwazy¢ znaczny wzrost odsetka analiz CUA rozszerzonych o CEA miedzy latami
2016-2017 (odpowiednio 11,0% i 9,5% analiz CUA poszerzonych o CEA) a rokiem 2018 (32,3% takich analiz CUA).

Rozktad wynikéw uwzglednionych analiz kosztow-uzyteczno$ci zdecydowanie faworyzowal wyniki mieszczace si¢
w | ¢éwiartce (technologia bardziej skuteczne i drozsze) ptaszczyzny kosztowej-uzytecznosci. W przypadku wszystkich CUA,
bez wzgledu na fakt ztozenia RSS, uwzgledniono wyniki 319 analiz (w tym 286, dla ktorych zaproponowano RSS oraz 33,
dla ktorych propozycji instrumentu dzielenia ryzyka nie ztozono). Ponizsze wyniki nie uwzgledniaja wptywu ewentualnych
RSS. Na 319 CUA odnotowano 266 (83,4%) wynikow mieszczacych si¢ w I ¢wiartce ptaszczyzny optacalnosci, 7 (2,2%)
wynikow w II ¢wiartce, 5 (1,6%) wynikow w 11 ¢wiartce oraz 41 (12,9%) wynikow w IV ¢wiartce. Ponizszy rysunek
obrazuje rozktad wynikow CUA, bez wzgledu na ewentualne propozycje RSS, w latach 2016-2018.

Wyniki analiz kosztéw-uzytecznosci bez RSS w latach 2016-2018

41

“\

266

| m] m]l] m|V

Rysunek 8. Rozklad wynikéw analiz kosztow-uzytecznosci w latach 2016-2018
Zrédlo: opracowanie wlasne

W przypadku wigkszoséci uwzglednionych analiz wnioskodawcy proponowali instrumenty podziatu ryzyka. Na 196 AWA
RSS proponowano w 160 przypadkach, co stanowi 81,6%. W przypadku analiz ekonomicznych na 466 AE RSS
zaproponowano w 390 (83,7%) przypadkach. W podziale na typy analiz, RSS zaproponowano w 89,7% analiz CUA
(286 analiz z RSS na 319 CUA), natomiast w przypadku analizy minimalizacji kosztow RSS dotyczyt 72,7% analiz
(101 analiz z RSS na 139 CMA), w przypadku 3 pozostatych analiz z RSS, dwa przypadki dotyczyly analiz kosztow
konsekwencji (CCA), a jeden analizy, w ramach ktorej wnioskodawca nie przedstawit analizy ekonomiczne;j.

W przypadku analiz CUA, w ramach ktoérych wnioskodawcy proponowali RSS uwzgledniono wyniki 286 analiz. Analizujac
wyniki uwzgledniajace proponowane RSS odnotowano 237 (82,9%) wynikéw mieszczacych si¢ w I éwiartce ptaszczyzny
optacalnosci, 5 (1,7%) wynikow w II ¢wiartce, 7 (2,4%) wynikow w III ¢wiartce oraz 37 (12,9%) wynikow w IV ¢wiartce.
Analizujac natomiast wyniki bez RSS odnotowano 240 (83,9%) wynikéw mieszczacych si¢ w I ¢wiartce plaszczyzny
optacalnosci, 7 (2,4%) wynikéw w II ¢wiartce, 5 (1,7%) wynikéw w III ¢wiartce oraz 34 (11,9%) wynikéw w IV ¢wiartce.
Ponizszy rysunek obrazuje rozktad wynikéw CUA, w ramach ktéorych wnioskodawcy proponowali instrument podzialu
ryzyka w zalezno$ci od uwzglednienia badz nieuwzglgdnienia proponowanego RSS, w latach 2016-2018.
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Rozktad wynikéw analiz kosztodw-uzytecznosc
w latach 2016-2018
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Rysunek 9. Rozklad wynikéw analiz kosztow-uzytecznosci, dla ktorych ztozono propozycje RSS, w latach 2016-2018
Zrédlo: opracowanie wlasne

Lacznie w latach 2016-2018 na 286 CUA, w ramach ktorych proponowano RSS, w 19 (6,6%) przypadkach implementacja
RSS prowadzita do zmiany ¢wiartki. Najczgséciej implementacja RSS prowadzita do zmiany wyniku z I na IV ¢wiartke
(8 2 19 zmian; 42,1%), w 5 na 19 (26,3%) przypadkow nastapita zmiana z ¢wiartki IV na I, 4 2 19 (21,1%) zmian dotyczyly
przejscia z ¢wiartki I1 do 111, w 2 (10,5%) przypadkach odnotowano zmiang wyniku z ¢wiartki III do I1. Pozornie nielogiczne
zmiany wyniku z ¢wiartki IV na I oraz z ¢wiartki 111 na II przy uwzglednieniu RSS wigzg sie z jednoczesnym uwzglednieniem
ewentualnych RSS dla komparatorow.

W przypadku wszystkich analiz, ktorych wyniki znajdowaty si¢ w I ¢wiartce (zarowno z uwzglednieniem, jak
i bez uwzglednienia RSS) dla lat 2016-2018, implementacja RSS prowadzita w 22% (52 z 232) przypadkéw do zmiany
whnioskowania — technologie nieuzyteczne kosztowo po implementacji proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka
osiggaly kosztowa uzyteczno$¢ (a wiec implementacja RSS nie prowadzi zazwyczaj do zmiany ¢éwiartki, cze$ciej RSS jest
stosowany w sytuacji I ¢wiartki, do osiagnigcia zmiany wnioskowania).
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6. Dyskusja oraz wnioski

Analiza przedtozonych do Agencji analiz ekonomicznych wskazuje, ze na AWA przypada zwykle wigcej niz jedna analiza
ekonomiczna ze wzgledu na wielo§¢ rozpatrywanych populacji badz komparatoréw. Najwigksza liczba analiz
(weryfikacyjnych oraz ekonomicznych) dotyczy lekoéw proponowanych do finansowania w ramach programéw lekowych.

Zdecydowanie dominujgcym typem stosowanej techniki analitycznej jest analiza kosztow-uzytecznosci, stosowana w prawie
70% przypadkow. Jest to zrozumiate, biorac pod uwage, ze ustawa o refundacji postuguje si¢ pojeciem progu kosztu
uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢, a dopiero w przypadku braku mozliwos$ci jego wyznaczenia
progiem kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia. Analiz¢ CUA zalecaja tez Wytyczne AOTMIT, zgodnie z ktérymi
analiza ekonomiczna standardowo powinna sktada¢ si¢ z analizy kosztow-uzytecznosci lub analizy kosztow-efektywnosci.
Rekomenduje si¢ przy tym wykonywanie obu tych typdéw analiz jednoczesnie. W praktyce widoczne jest, ze analiza
kosztow-efektywnosci nie jest standardowo wykonywana obok analizy CUA. W latach 2016-2018 miato to miejsce tylko
w 16,6% przypadkow, przy czym wida¢ znaczny wzrost liczby tacznie wykonywanych CUA i CEA w 2018 1. (z ok. 10%
do nieco ponad 30%). Wciaz jednak sytuacja facznego wykonywania obu typow analiz nalezy do mniejszosci.

Stosunkowo wysoki jest odsetek analiz minimalizacji kosztow (ok. 30%), co oznacza, ze w takim odsetku przypadkow
przyjmowano kliniczng réwnorzgdno$¢ interwencji i komparatora. W sytuacji przeprowadzania analizy minimalizacji
kosztow optacalnos¢ jest wykazywana jesli interwencja nie jest drozsza od alternatywy.

W przypadku analiz kosztow-uzytecznos$ci, dla ktorych analizuje si¢ ptaszczyzne kosztowej-uzytecznosci, zdecydowanie
najczestsze byty sytuacje, gdzie interwencja jest skuteczniejsza i drozsza od komparatora, a wieC znajdujace sie w | ¢wiartce.
Wyniki dla analiz z lat 2016-2018 az w ponad 80% przypadkoéw dotyczg takiej whasnie sytuacji. W drugiej kolejnosci wyniki
przypadaty na ¢wiartke IV (leki dominujace), ale takie sytuacje byly jednak znacznie rzadsze (12,9%).

Przedmiotem szczegodlnej analizy byla ¢wiartka III, ktora jako kontrowersyjna (wigze si¢ z oszczgdno$cia pieni¢zna
za utracone QALY) i jako taka jest dyskutowana w literaturze. Wsrod specjalistow pojawiajg sie¢ silne glosy, ze interwencje
przynoszace oszczedno$é w wysokosci progu oplacalnosci za utracone QALY nalezy konsekwentnie uwazaé za optacalne
i promowac, poniewaz zysk netto (NHB, ang. net health benefit) z analogicznych interwencji z I i 11l ¢wiartki sg identyczne.
Nie przekonujg ich réwniez argumenty etyczne i odnoszace si¢ do niechgci do poniesienia straty (ang. loss aversion),
poniewaz w przypadku podejmowania decyzji na poziomie spotecznym nalezy odejs$¢ od indywidualnych preferencji (2).

Jeszcze czgstsze sa argumenty, ze niewielka tylko strata QALY (w zwigzku z zastosowaniem leczenia korzystnego dla
pacjenta, lecz nieco tylko mniej skutecznego od komparatora) moze przetozy¢ si¢ na znaczne oszczednosci, ktdre mozna
spozytkowa¢ w innych lub w tym samym obszarze ochrony zdrowia (3). Argumentuje sie, ze nieche¢ do stosowania
nieoptymalnego rozwigzania i brak proporcji pomiedzy sktonnoscig do placenia za zysk a sktonnoscig do zaakceptowania
straty powinny przektadac si¢ na bardziej strome nachylenie linii wyznaczajacej prog optacalnosci w 111 ¢wiartce ptaszczyzny
kosztowej-uzytecznosci (w literaturze anglojezycznej mowi sie w tej sytuacji o tzw. ,kinked ICER”). Oznacza to,
ze oczekiwana oszczednos$¢ za utracone QALY powinna by¢ (znacznie) wyzsza niz prog oplacalnosci. W polskim systemie
ochrony zdrowia brak jest odniesien do tego dylematu.

W ramach niniejszej pracy wykazano, ze w praktyce AOTMiT sytuacje, w ktorych uzyskany wynik miescit si¢ w III Ewiartce
byly bardzo rzadkie (mniej niz 2%). Ogolnie odnotowano 5 takich przypadkow dla wynikow nieuwzgledniajacych
proponowanych RSS oraz 7 przypadkow dla wynikow uwzgledniajacych RSS. Sumarycznie wynik mieszczacy si¢ w 111
¢wiartce odnotowano w 9 niezaleznych analizach ekonomicznych — w 4 przypadkach wynik znajdujacy sie w II ¢wiartce
dzigki implementacji RSS przeszedt do ¢wiartki II1, a w 2 przypadkach wynik z I1I ¢wiartki bez RSS przeszedt do II ¢wiartki
po jego implementacji (w tych przypadkach nalezy zwroci¢ uwage, ze warianty bez RSS nie uwzglednialy instrumentéw
dzielenia ryzyka zaréwno dla leku wnioskowanego oraz dla komparatoro6w, natomiast w wariantach z RSS instrumenty te
implementowano dla leku wnioskowanego oraz komparatorow), w pozostatych 3 przypadkach wynik znajdowat si¢ w III
¢wiartce bez wzgledu na implementacje RSS. Wszystkie 9 AE, w ktérych odnotowano wyniki mieszczace si¢ w III ¢wiartce
pochodzily z 4 AWA. Wszystkie te 4 AWA dotyczyty za$§ lekow stosowanych w leczeniu wirusowego zapalenia watroby
typu C, a lacznie przedstawiono w nich 36 AE. Mnogo$¢ analiz ekonomicznych w tym przypadku wynika z niezaleznego
przedstawiania wynikoéw dla poszczegélnych genotypéw wirusa w podziale na pacjentow z lub bez marskosci watroby.
Powyzsze 4 AWA dotyczyly w sumie 3 lekow (dla jednego leku ztozono niezalezne wnioski refundacyjne w zaleznosci od
genotypu wirusa). Zarowno w Stanowiskach Rady Przejrzystosci, jak i Rekomendacjach Prezesa Agencji nie odniesiono si¢
do poszczegdlnych wynikow analiz mieszczacych si¢ w 111 ¢wiartce plaszczyzny oplacalnosci. Stanowiska i Rekomendacje
dotyczace tych trzech lekéw odnosily si¢ do caloéci problemu, nie wyszczegolniaty wynikéw dla poszczegdlnych genotypdw
lub subpopulacji (a w zalezno$ci od rozpatrywanej populacji lub komparatora wyniki przypadaty do kazdej mozliwej ¢wiartki
ptaszczyzny optacalnos$ci), zatem nie jest mozliwe na ich podstawie zadne wnioskowanie dotyczace wynikow mieszczgcych
sie¢ w I1I ¢wiartce ptaszczyzny optacalnosci.
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W tej sytuacji mozna podsumowac, ze w polskim systemie ochrony zdrowia optacalnos¢ ocenianej technologii medycznej
W poréwnaniu z komparatorem zachodzi, jesli ta technologia:

» jest skuteczniejsza i tansza od refundowanego komparatora (,,dominacja”),

» jest skuteczniejsza i drozsza, a koszt uzyskania dodatkowego QALY przy jej zastosowaniu zamiast refundowanego

komparatora nie przekracza progu optacalnosci,

» jest rownie skuteczna jak refundowany komparator i tansza (ujemna réznica kosztow jako wynik CMA).
Niedookreslona jest sytuacja gdy analizowana technologia jest nieznacznie gorsza ale duzo tansza od refundowanego
komparatora (brak ustalonego progu w polskim prawie).
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AOTMIT Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji z dnia 13 wrzeénia 2016 r. w sprawie wytycznych oceny
$wiadczen opieki zdrowotnej

http://www.aotm.gov.pl/www/wp-content/uploads/wytyczne _hta/2016/20160913 Wytyczne_ AOTMiT .pdf.

Inne zrédla

dokumenty wtasne AOTMIT.
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