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Analiza wptywu na budzet w praktyce AOTMIT w latach 2017-2018

1. Abstrakt

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych z 2016 r. analiza wptywu na budzet okresla konsekwencje finansowe
wprowadzenia, zaprzestania refundacji lub innej zmiany warunkéw finansowania ocenianej technologii medycznej
w polskim systemie opieki zdrowotnej. W analizie wplywu na budzet dokonuje si¢ oceny wplywu danej technologii
na jednoroczny budzet opieki zdrowotnej w okresie kilku lat nastgpujacych po wprowadzeniu nowej lub zaprzestaniu
finansowania dotychczas refundowanej technologii. Analizy weryfikacyjne Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, jako jedyne z dokumentow opracowywanych przez Wydzial Oceny Technologii Medycznych Agencji
zawieraja ocen¢ analizy wplywu na budzet. Pozostale opracowania Wydzialu Oceny Technologii Medycznych zawieraja
jedynie wskazanie ,,wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkow publicznych
i $wiadczeniobiorcow”, co nie jest tozsame z analizg wptywu na budzet lub nie zawierajg takich oszacowan wcale, je$li nie
s wymagane ustawowo lub jesli Minister Zdrowia nie oczekuje wykonania takich oszacowan.

stowa kluczowe: analiza wplywu na budzet, Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, Wytyczne oceny
technologii medycznych, uregulowania prawne

Abstract

In accordance with Health Technology Assessment Guidelines, The Agency for Health Technology Assessment and Tariff
System (from 2016) budget impact analysis determines the financial consequences of the introduction, withdrawal from
reimbursement, or other change in financing of the assessed health technology in the polish health care system. The budget
impact analysis involves an assessment of impact of a given health technology on the annual health care budget in the period
of a few years after the introduction of a new technology or withdrawal from financing a previously reimbursed technology.
The verification analyses of The Agency for Health Technology Assessment and Tariff System are the only documents
created by the Department of Health Technology Assessment (DHTA) which contain budget impact analysis. The rest of the
documents from the DHTA contains only ,,influence on expenses of authority obliged to finance medical services from public
funds and beneficiaries”, which is not the same as budget impact analysis, unless it’s required by legal act or commisioned
by Ministry of Health.

key words: budget impact analysis, Agency for the Health Technology Assessment and Tariff System, Health Technology
Assessment Guidelines, legal regulations
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2. Analiza wplywu na budzet — zalozenia

Celem niniejszej publikacji jest opisanie czym jest analiza wptywu na budzet (dalej ,,AWB”), wskazanie w jakich
opracowaniach Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (dalej: ,,Agencja”) wystepuje, a gdzie mozna znalez¢
wybrane jej elementy, oraz jej ograniczenia.

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych z 2016 r. (dalej ,,Wytyczne HTA”) AWB okresla konsekwencje
finansowe wprowadzenia, zaprzestania refundacji lub innej zmiany warunkéw finansowania ocenianej technologii
medycznej w polskim systemie opieki zdrowotnej. Wedtug Wytycznych HTA, AWB nalezy przeprowadzi¢ z perspektywy
podmiotu zobowigzanego do finansowania $§wiadczen ze $rodkdéw publicznych oraz — w przypadku wspolplacenia —
z perspektywy wspdlnej ptatnikow: ptatnika publicznego i pacjentéw. Dodatkowo w przypadku wspotptacenia zalecane jest
przedstawienie kosztow ponoszonych przez pacjenta. Jezeli nie dochodzi do wspoétptacenia ze strony $wiadczeniobiorcow
lub jest ono zperspektywy pacjenta znikome, mozna uwzgledni¢ jedynie perspektywe platnika publicznego.
W uzasadnionych przypadkach mozna wykona¢é AWB dodatkowo =z perspektywy spotecznej lub innej,
np. $wiadczeniodawcy, finanséw publicznych. W AWB dokonuje si¢ oceny wptywu danej technologii na jednoroczny budzet
opieki zdrowotnej w okresie kilku lat nastepujacych po wprowadzeniu nowej lub zaprzestaniu finansowania dotychczas
refundowanej technologii. Wytyczne HTA zalecaja stosowanie przedziatu czasu wystarczajacego do ustalenia rOwnowagi
na rynku lub obejmujacego co najmniej pierwsze 2 lata od daty rozpoczecia finansowania danej technologii medycznej
ze $rodkoéw publicznych. Zalecane jest wykonanie AWB uwzgledniajac: liczebno$¢ i charakterystyke badanej populacji,
scenariusz przedstawiajacy aktualng praktyke (,,scenariusz istniejacy”), scenariusz przewidywany po wprowadzeniu
nowej/usunigciu obecnie refundowanej technologii (,,scenariusz nowy”), koszty ww. scenariuszy i wyniki inkrementalne.
Ocena catkowitej inkrementalnej zmiany naktadéw powinna uwzgledniaé: wydatki zwigzane z oceniang technologia, koszt
dodatkowych naktadow w systemie ochrony zdrowia zwigzanych z wdrozeniem ocenianej technologii, zmniejszenie
naktadow zwigzanych ze zmniejszonym stosowaniem dotychczasowych technologii w przypadku przejScia na oceniang
technologi¢, zmniejszenie kosztow zwigzanych z oszczgdno$ciami w zakresie innych $wiadezen (np. redukeja hospitalizacji).
Wytyczne HTA zalecajg wykonanie analizy wrazliwo$ci do AWB, ktéra powinna dotyczy¢ przede wszystkim tych danych
wejsciowych, dla ktorych miary rozrzutu i niepewno$¢ oszacowan sg najwicksze oraz danych wejSciowych majacych istotny
wptyw na wynik. W AWB nalezy przedstawi¢ zarowno catkowity, jak i inkrementalny wptyw na budzet, dla kazdego roku
w badanym horyzoncie czasowym. Pozadane jest przedstawienie ograniczen analizy oraz omowienie aspektow etycznych,
spotecznych, prawnych oraz wptywu na organizacje udzielania swiadczen (1).

Zgodnie z art. 35 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego® (dalej ,,ZSPM”), oraz wyrobéw medycznych (dalej ,,WM”) (dalej ,justawa o refundacji”), Agencja
przygotowuje analizy weryfikacyjne (dalej ,,AWA”) do wnioskow o:

e objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku, ZSPM, WM (art. 24 ust. 1 pkt 1 ww. ustawy), ktory nie
ma odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu oraz

e podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, ZSPM, WM objetego refundacja (art. 24 ust. 1 pkt 2 ww. ustawy), ktory
nie ma odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu, jezeli w uzasadnieniu wniosku sg podane argumenty
zwigzane z efektem zdrowotnym, dodatkowym efektem zdrowotnym lub kosztami ich uzyskania.

Jednym z obligatoryjnych elementow sktadowych ww. wnioskow jest AWB podmiotu zobowigzanego do finansowania
$wiadczen ze srodkow publicznych (2).

Wedhlug Rozporzadzenia Ministra Zdrowia ws. sprawie sposobu i procedur przygotowania AWA Agencji oraz wysokosci
oplaty za te analizg¢ Agencja dokonuje sprawdzenia, czy analizy dotaczone do wniosku, przekazanego przez Ministra Zdrowia
spetniajg wymagania okreSlone w przepisach wydanych na podstawie art. 24 ust. 7 pkt 2 ustawy o refundacji
(dalej ,,wymagania minimalne”) (3).

10d dnia 20 lipca 2016 r. nie funkcjonuje okreslenie, definicja i kategoria ,,srodek spozywczy (zywnos¢) specjalnego przeznaczenia Zywieniowego” oraz
,,2zywnos$¢ dietetyczna”, na potrzeby niniejszej publikacji postuzono si¢ terminem ,,zywno$¢ specjalnego przeznaczenia medycznego” (ZSPM).

Od dnia 20 lipca 2016 r. obowiazuja przepisy rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) nr 609/2013 z dnia 12 czerwca 2013 r. w sprawie
zywnosci przeznaczonej dla niemowlat i matych dzieci oraz zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego i srodkow spozywczych zastgpujacych
catodzienna dietg, do kontroli masy ciata oraz uchylajace dyrektywe¢ Rady 92/52/WE, dyrektywy Komisji 96/8/WE, 1999/21/WE, 2006/125/WE
i 2006/141/WE, dyrektywe Parlamentu Europejskiego i Rady 2009/39/WE oraz rozporzadzenia Komisji (WE) nr 41/2009 i (WE) nr 953/2009.
Rozporzadzenie (UE) nr 609/2013 z dniem 20 lipca 2016 r. uchylito dyrektywe Parlamentu Europejskiego i Rady 2009/39/WE z dnia 6 maja 2009 r.
w sprawie srodkow spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Oznacza to, ze od 20 lipca 2016 r. te przepisy, ktore zostaty przeniesione
z dyrektywy 2009/39/WE do ustawy o bezpieczefistwie zywnosci i Zywienia oraz rozporzadzenia Ministra Zdrowia w sprawie $rodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, nie obowiazuja.

https://gis.gov.pl/zywnosc-i-woda/sytuacja-prawna-zywnosci-dla-okreslonych-grup/ (dostep dnia: 23.04.2019 r.)
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Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. w sprawie wymagan minimalnych, jakie musza spelnia¢ analizy
uwzglednione we wnioskach o objecie refundacja i ustalenie urzgdowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny
zbytu leku, Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktoére nie maja
odpowiednika refundowanego w danych wskazaniu (dalej ,,Rozporzadzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan™), okresla
m.in. ze AWB wnioskodawcy musi zawiera¢ m.in.:

1) oszacowanie rocznej liczebno$ci populacji:
a) obejmujgcej wszystkich pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana,
b) docelowej, wskazanej we wniosku,
c) w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana;

2) oszacowanie rocznej liczebnos$ci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zalozeniu,
ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzj¢ o objeciu refundacja lub decyzj¢ o podwyzszeniu ceny,

3) oszacowanie aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow
publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegdlnieniem
sktadowej wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej technologii, o ile wystepuje;

4) iloSciowa prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze S$rodkow
publicznych, jakie begda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegblnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacj¢ ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu,
ze minister wlasciwy do spraw zdrowia nie wyda decyzji o obj¢ciu refundacja Iub decyzji o podwyzszeniu ceny,

5) ilosciowa prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze S$rodkow
publicznych, jakie begda ponoszone na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegblnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacj¢ ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu,
ze minister wlasciwy do spraw zdrowia wyda decyzj¢ o objeciu refundacja lub decyzj¢ o podwyzszeniu ceny,

6) oszacowanie dodatkowych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkow publicznych,
jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, stanowigcych roznice
pomiedzy prognozami, o ktérych mowa w pkt 4 1 5, z wyszczegolnieniem sktadowej wydatkoéw stanowigcej refundacje
ceny wnioskowanej technologii;

7) minimalny i maksymalny wariant oszacowania, o ktorym mowa w pkt 6;
8) zestawienie tabelaryczne warto$ci, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz prognoz,

9) wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktorych dokonano oszacowan oraz prognoz, w szczegdlno$ci zatozen
dotyczacych kwalifikacji wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia podstawy limitu;

10) dokument elektroniczny, umozliwiajacy powtorzenie wszystkich kalkulacji, w wyniku ktorych uzyskano
0szacowania oraz prognozy.

Dodatkowo, Rozporzadzenie MZ w sprawie minimalnych wymagan okresla, ze AWB musi zawiera¢ oszacowania i prognozy
wykonane w horyzoncie czasowym dla niej wiasciwym. Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja
instrumenty dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme, dalej ,,RSS”), oszacowania oraz prognozy powinny by¢
przedstawione w wariantach z uwzglednieniem RSS oraz bez uwzglednienia RSS. Jezeli wnioskowane warunki objecia
refundacjg obejmujga utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej, AWB musi zawiera¢ wskazanie dowodow spetnienia
wymagan, o ktérych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy o refundacji. Jezeli wnioskowane warunki objecia refundacjg
obejmujg kwalifikacje do wspdlnej, istniejacej grupy limitowej, AWB zawiera wskazanie dowodow spetnienia kryteridw,
0 ktorych mowa w art. 15 ust. 2 ww. ustawy, i wymagania, 0 Ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 2 ww. ustawy (4).

Zgodnie z art. 12 pkt 6 ustawy o refundacji Agencja, a w szczeg6lnosci Wydziat Oceny Technologii Medycznych
(dalej ,,WOT”), jest zobowigzany w zdecydowanej wigkszosci realizowanych zlecen Ministra Zdrowia do wskazania
,wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania §wiadczen ze srodkow publicznych i $wiadczeniobiorcow”

Q).

Zlecenia Ministra Zdrowia (dalej ,,MZ”) dotyczace oceny $wiadczen lekowych i ZSPM, ktére byly oceniane w Agencji
w latach 2017-2018 i ktore zawieraja elementy oceny wptywu na budzet to:

1) AWA (zlecane przez MZ z art. 35 ust. 1 ustawy o refundacji), zawierajace ocen¢ analiz wnioskodawcy
(Rozporzadzenia Ministra Zdrowia ws. sprawie sposobu i procedur przygotowania AWA Agencji oraz wysokosci
oplaty za t¢ analizg), w tym oceng AWB (art. 25 pkt. 14 c tiret trzecie ustawy o refundacji),

2) opracowania w sprawie oceny zasadno$ci wydawania zgod na refundacj¢ produktow leczniczych sprowadzanych
z zagranicy na warunkach i w trybie okreslonym w art. 4 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. Prawo farmaceutyczne
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oraz ZSPM w trybie art. 29a ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. 0 bezpieczefstwie Zywnosci i Zywienia, zlecane przez
MZ w trybie art. 39 ust. 3¢ ustawy o refundacji (dalej ,,importy docelowe™),

3) opracowania w sprawie zasadno$ci finansowania ze $rodkéw publicznych produktow leczniczych w ramach
ratunkowego dostepu do technologii lekowej (dalej ,,RDTL”), zlecane przez MZ w trybie art. 47 f ust. 1 ustawy
z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkéw publicznych (dalej ,,ustawa
o $wiadczeniach”),

4) inne opracowania i raporty Agencji, w tym np. wykonywane przez WOT na zlecenie MZ z art. 31n pkt 5 ustawy
0 $wiadczeniach oraz z art. 31 c ust. | ustawy o §wiadczeniach.

Nalezy zauwazy¢, ze opracowania, o ktorych mowa w punkcie 4. (tj. zlecone z art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach) moga,
ale nie musza, zawiera¢ elementéw oceny wptywu na budzet, w zalezno$ci od tresci zlecenia MZ, za$ opracowania,
realizowane na podst. art. 31 ¢ ust. 1 ustawy o $wiadczeniach. powinny odnosi¢ si¢ do skutkow finansowych dla systemu
ochrony zdrowia (art. 31 aust 1 pkt 7) i Prezes Agencji zasigga w tym zakresie opinii Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
(dalej ,,Prezesa NFZ”) (5).

Majac na uwadze szeroki zakres zadan realizowanych przez WOT, w niniejszej publikacji wyszczegdélniono dane dla
okreslonych typow zlecen tj. analiz weryfikacyjnych dokumentacji sktadanej wraz z wnioskami o objecie refundacja
i ustalenia urzedowej ceny zbytu leku czy ZSPM, ocen zasadno$ci wydawania zgod na refundacje produktéw leczniczych/
ZSPM sprowadzanych w ramach tzw. importu docelowego, ocen zasadnoéci finansowania produktu leczniczego w ramach
RDTL. Dane dotyczace opracowan WOT przygotowanych na potrzeby innych niz wymienione wyzej zlecen MZ, o ré6znym
przedmiocie i zakresie, kierowane na podstawie odrebnych przepisow ustaw obowigzujacych Agencj¢ (m.in. ocen lekow
stosowanych poza wskazaniami zarejestrowanymi — off-label) przedstawiono w niniejszym opracowaniu zbiorczo.
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3. Analiza wplywu na budzet — przyklady

W latach 2017-2018 w ramach realizacji statutowych zadan WOT przygotowano lgcznie 359 opracowan dot. oceny
technologii medycznych (zaréwno lekow jaki i ZSPM, bez uwzglednienia ocen programéw polityki zdrowotnej).

Tabela 1. Zestawienie ilosciowe opracowaih WOT przygotowanych w latach 2017-2018 ocen lekéw/ ZSPM w podziale na lata
realizacji i typ zlecenia

Rok AWA dlnggxy RDTL Inne kf:cr:j‘va

2017 70 18 19 35 142

2018 70 42 51 54 217
Suma koncowa 140 60 70 89 359

Zrédlo: opracowanie whasne
W ramach wspomnianych 359 opracowan przygotowano odpowiednio:

o 140 AWA,

e 60 ocen zasadnosci wydawania zgéd na refundacje produktéw leczniczych/ ZSPM sprowadzanych w ramach
tzw. importu docelowego;

e 70 ocen zasadnos$ci finansowania produktu leczniczego w ramach RDTL;

e 89 opracowan na potrzeby innych niz wymienione wyzej zlecen MZ o réznym przedmiocie i zakresie.

Analizy weryfikacyjne dokumentacji sktadanej wraz z wnioskami o obj¢cie refundacjg i ustalenia urzedowej ceny zbytu leku
czy ZSPM stanowily znaczna cze$é (39%) z przygotowanych w analizowanym okresie opracowan. Opracowania na potrzeby
oceny zasadnosci wydawania zgod na refundacje produktéw leczniczych/ ZSPM sprowadzanych w ramach tzw. importu
docelowego stanowity 17% wszystkich przygotowanych w tym czasie dokumentow, a dotyczace zasadnosci finansowania
w ramach obowiazujacego od jesieni 2017 r. RDTL 19%. Pozostala jedna czwarta wszystkich opracowan przygotowana byta
na potrzeby innych niz wymienione wyzej zlecen MZ.

W ramach opracowan ,innych” dominowaly opracowania dotyczace zastosowania lekow off-label — stanowity
64% wszystkich opracowan z tej kategorii. Niemal jedna trzecia (30%) stanowity opracowania na rzecz realizacji innych
zadan zleconych przez MZ (z art. 31 n pkt 5 ustawy o $wiadczeniach - gldwnie byla to ocena proponowanych zmian
w programach lekowych). Dwa procent stanowily opracowania ws. zasadnos$ci utworzenia odrebnych grup limitowych,
za$ 3% - opracowania w sprawie oceny efektywnosci produktéw leczniczych z uwzglednieniem ich finansowania
W populacji 0séb powyzej 75 roku zycia.

Tabela 2. Zestawienie ilosciowe ,,innych” opracowan WOT przygotowanych w latach 2017-2018 ocen lekéw/ ZSPM w podziale
na lata realizacji

Rok 75+ ”?nriltjfxe Inne zadania  ,, Off-label” ki}:cn(:?va

2017 2 1 16 16 35

2018 1 1 11 41 54
Suma koncowa 3 2 27 57 89

Zrodlo: opracowanie wlasne

Wsrod 89 opracowan ,,innych” zleconych Agencji przez MZ i zrealizowanych w WOT w latach 2017-2018 elementy oceny
wplywu na wydatki ptatnika publicznego i ewentualnie §wiadczeniobiorcow zawieraty opracowania:

1) przygotowane na potrzeby wydania opinii Rady Przejrzystosci i ewentualnie opinii Prezesa Agencji dotyczace
oceny zasadnosci utworzenia odrgbnej grupy limitowej dla wybranych produktow (dalej ,,grupy limitowe™),

2) dotyczace zastosowania lekow off-label,

3) wybrane opracowania realizowane w trybie zlecenia z art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach.
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Opracowania, o ktorych mowa w pkt. 3 powyzej, ktore nie zawieraty elementéw szacowania wpltywu na wydatki ptatnika
publicznego dotyczyly m.in.:

e oceny zmian w programach lekowych — w opracowaniach wskazano, ze wptyw proponowanych zmian na wydatki
ptatnika jest trudny do oszacowania i opisano jak kazda proponowana zmiana mogtaby wptyna¢ na wydatki ptatnika.
W innym opracowaniu tego typu w ramach oceny wpltywu zmian w opisie ocenianych programéw lekowych
na budzet ptatnika publicznego przedstawiono opini¢ eksperta klinicznego;

e zlecenia wykonania przegladu systematycznego,

e zlecenia ponownego wyszukiwania badan dotyczacych skutecznosci klinicznej i praktycznej oraz bezpieczenstwa
do daty wydania Rekomendacji Prezesa,

e odniesienia si¢ do komentarzy wnioskodawcy do wydanej rekomendacji Prezesa do AWA.

Opracowania w sprawie oceny efektywnosci produktow leczniczych z uwzglednieniem ich finansowania w populacji osob
powyzej 75 r.z. nie zawieraly oceny wpltywu na wydatki ptatnika publicznego.
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4. Analiza wplywu na budzet — ograniczenia

4.1.  Analiza weryfikacyjna Agencji

Zgodnie z Rozporzadzeniem MZ ws. sposobu i procedur przygotowania AWA Agencji oraz wysokosci optaty za t¢ analize,
Agencja po otrzymaniu wniosku refundacyjnego dokonuje sprawdzenia, czy analizy dotaczone do wniosku przekazanego
przez MZ, spetniaja wymagania minimalne oraz przeprowadza ich oceng (3).

Analizy weryfikacyjne Agencji, jako jedyne z dokumentéw opracowywanych przez WOT Agencji zawieraja oceng AWB,
jako ze, jak uprzednio wspomniano, pozostale opracowania WOT zawieraja jedynie wskazanie ,,wplywu na wydatki
podmiotu zobowigzanego do finansowania $§wiadczen ze Srodkdéw publicznych i §wiadczeniobiorcéw” (art. 12 pkt 9 ustawy
o refundacji), co nie jest tozsame z AWB lub nie zawieraja takich oszacowan wcale, jesli nie s3 wymagane ustawowo lub
jesli MZ nie oczekuje wykonania takich oszacowan. Oznacza to, ze WOT nie wykonuje AWB de novo, a jedynie przedstawia
ocene i weryfikacje AWB wnioskodawcy. Zakres weryfikacji w praktyce oznacza takze ewentualne przedstawienie wlasnych
oszacowan AWB w oparciu o zmienione zatozenia / alternatywne dane / modyfikacje modelu przedstawionego przez
wnioskodawce.

Zakres AWB, ich zawarto$¢ i sposob wykonania precyzuja odpowiednie akty prawne (np. Rozporzadzenie MZ w sprawie
minimalnych wymagan i Wytyczne HTA).

W latach 2017-2018 w WOT zakonczono prace nad 140 AWA (po 70 w kazdym roku), jedynie w 6 przypadkach
(po 3 w kazdym roku — 4,3% AWA) Agencja nie wzywata wnioskodawcow do uzupehienia analiz wzglgdem wymagan
minimalnych. Pozostate analizy wnioskodawcy wymagaty uzupehienia.

Na potrzeby publikacji przeprowadzono analize¢ 134 pism w sprawie niespetnienia wymagan minimalnych w czgséci
dotyczacej AWB (4. §2, 6 i 8 Rozporzadzenia MZ w sprawie minimalnych wymagan). Ze wzgledu na znaczna réznorodno$é
metodologii AWB przekazywanych do Agencji wraz z wnioskiem o objecie refundacja, na potrzeby publikacji uznano,
ze wszelkie zgloszone przez Agencj¢ uwagi, w ramach wzywania wnioskodawcéw do uzupelnienia analiz wzglgdem
wymagan minimalnych, sg ograniczeniami AWB.

Najczesciej zglaszane przez Agencje zastrzezenia odno$nie do AWB wnioskodawcy, ktore wymagaty stosownych
uzupetnien dotyczyly sposobow szacowania liczebno$ci populacji (§6 ust. 1 pkt.1-2 Rozporzadzenia MZ w sprawie
minimalnych wymagan). Uwagi te oraz zastrzezenia co do pozostatej zawartosci AWB przedstawiono ponizej.

Sposoby szacowania liczebno$ci populacji

W ramach AWB wnioskodawcy zobowigzani sg do przedstawienia oszacowan rocznych liczebnos$ci pacjentow obejmujacej
wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana, populacji docelowej
(wskazanej we wniosku) i populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana oraz populacji, w ktorej
wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze oceniana technologia zostanie objeta refundacja.

Najczgsciej zglaszane przez Agencje zastrzezenia odnosnie do AWB wnioskodawcy, ktore wymagatly stosownych
uzupetnien dotyczyly sposoboéw szacowania ww. liczebnosci populacji i dotyczyly np.:

e nieprawidlowego oszacowania populacji, w ktorej oceniana technologia jest obecnie stosowana — wnioskodawcy
podawali informacje¢, ze dany produkt ze wzgledu na brak refundacji nie jest stosowany w Polsce. Jednakze
zataczone dane dotyczace prognozy sprzedazy leku w przypadku objecia leku refundacja badz braku refundacji
sugerowaly, iz lek byt jednak stosowany. Zdarzaty si¢ przypadki, ze wnioskodawca dokonat oszacowania liczby
pacjentéw stosujacych preparat w aktualnie finansowanym programie lekowym, natomiast nie przedstawit
oszacowania populacji pacjentdow stosujacych obecnie lek we wnioskowanym wskazaniu, ktore byto odmienne niz
w programie lekowym,

e w AWB wskazano, ze liczebno$¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana wynosi 0.
Biorac jednak pod uwage fakt, ze lek zostat zarejestrowany odpowiednio wczesniej, a czgs¢ ekspertow klinicznych
odpowiedziala twierdzaco na pytanie dotyczace jego stosowania w analizowanym wskazaniu obecnie, liczebnos¢
populacji, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana zapewne zostala przedstawiona
nieprawidlowo,

e analiza zostala przeprowadzona dla populacji innej niz wnioskowana (tj. nie uwzgledniata zmian wprowadzonych
na etapie uzgadniania tre$ci wnioskowanego programu lekowego),

e przy szacowaniu populacji oparto si¢ na niepelnych danych dotyczacych kwalifikacji do programu lekowego,
publikowanych na stronie NFZ w danym miesigcu, a nie danych aktualniejszych, publikowanych za poprzedni
miesiac,

e w AWB nie oszacowano populacji, dla wszystkich refundowanych i zarejestrowanych wskazan, np. pominigto
populacj¢ pediatryczna,

9/21



Analiza wptywu na budzet w praktyce AOTMIT w latach 2017-2018

e roczng liczebnos¢ populacji obejmujaca wszystkich pacjentow, u ktoérych wnioskowana technologia moze byé
zastosowana okreslono na podstawie zapadalno$ci, nie uwzgledniono natomiast calej populacji tj. obejmujacej
zardbwno osoby chorujace juz wezeséniej, jak i nowo stwierdzone przypadki. Inny przypadek — w oszacowaniach
populacji obejmujacej wszystkich pacjentdow, u ktorych wnioskowana technologia moze by¢ zastosowana
wykorzystano dane dotyczace liczby chorych leczonych w ramach obecnych programéw lekowych oraz
uwzgledniajace liczbe chorych leczonych w ramach badania klinicznego w Polsce. Powyzsze programy lekowe
obejmowaly pacjentow tylko z ciezka postacig choroby, podczas gdy, zgodnie z Charakterystyka Produktu
Leczniczego, lek mogt by¢ stosowany w leczeniu choroby o nasileniu umiarkowanym i cigzkim,

e brak oszacowania rocznej liczebnos$ci populacji, w ktoérej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana —
podano liczbe pacjentow stosujacych wnioskowany lek w ramach istniejacego programu lekowego, natomiast
przedmiotowe oszacowanie powinno by¢ wykonane dla liczby pacjentdéw stosujacych oceniany lek
we wnioskowanym wskazaniu. Inny przypadek — podano informacjg, Ze oceniany lek nie jest jeszcze dostepny
na rynku polskim, w zwigzku z tym aktualnie brak jest jego udzialu, a rownoczesnie w zatacznikach do wniosku
refundacyjnego znajdowato si¢ o$wiadczenie, ze lek jest dostepny w obrocie (a dodatkowo lek byt dostgpny
na rynku oraz byt refundowany w innych wskazaniach wcze$niej),

e w oszacowaniu populacji nie uwzgledniono liczebnosci populacji przyjmujacej leki nierefundowane
(dotyczyto przypadku, kiedy lek miat by¢ stosowany po niepowodzeniu wczesniejszego leczenia innym lekiem,
ktory byl refundowany ale duzg cz¢$¢ populacji finansowata lek z wtasnych srodkow tj. bez refundacji),

e analiza wplywu na budzet nie zawierala wariantu, w ktérym wydatki ponoszone przez ptatnika publicznego
0szacowano na podstawie danych dotyczacych liczby pacjentow — populacje docelowa w analizie wnioskodawcy
oparto na danych dotyczacych sprzedazy, a oszacowanie udziatow w rynku nie zostato dostatecznie uzasadnione
(powotanie si¢ na opinie ekspertow, tymczasem w zalagczonych ankietach brak bylo odniesienia si¢ do udziatu
w rynku),

e  przy szacowaniu rocznej liczebnosci populacji, w ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu,
ze MZ wyda decyzj¢ o objeciu refundacjg nie uzasadniono, dlaczego oceniany lek przejmie udziaty tylko jednego
innego preparatu a nie przejmie udziatdw pozostatych lekow zawierajacych dang substancj¢ czynng.

Brak aktualno$ci AWB na dzieh ztozenia wniosku

Informacje zawarte w AWB nie byly aktualne na dzien ztozenia wniosku refundacyjnego w zakresie cen oraz poziomu
i sposobu finansowania technologii wnioskowanej i technologii opcjonalnych. Stwierdzano m.in. niezgodnos$¢ cen
technologii opcjonalnych z warto§ciami zawartymi w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych
lekow, $rodkéw  spozywczych  specjalnego  przeznaczenia  zZywieniowego oraz  wyrobow  medycznych
(dalej ,,Obwieszczenie MZ) aktualnym na dzien zlozenia wniosku refundacyjnego; dostepne byly bardziej aktualne
komunikaty Narodowego Funduszu Zdrowia (dalej ,,Komunikaty NFZ”) dotyczace wartosci refundacji lekow wg kodow
EAN lub byly dostgpne bardziej aktualne Zarzadzenia Prezesa NFZ dotyczace wyceny wybranych procedur.

Dodatkowo, niektore przedtozone AWB nie uwzglednialy zapisow art. 43a ust. 1 ustawy o $wiadczeniach
(tj. bezptatnego zaopatrzenia w leki $wiadczeniobiorcOw po ukonczeniu 75. r.z.), przez co poziom i sposob finansowania
technologii uwzglednionych w AWB nie byt aktualny na dzien ztozenia wniosku. T¢ uwage zgtaszano tez czasami jako brak
dodatkowego wariantu analizy wrazliwo$ci AWB z pro$bg o przeanalizowanie wptywu zapisow ww. ustawy na wynik AWB.

Brak uzasadnienia dla grupy limitowej

Pomimo, ze wnioskowane warunki obj¢cia refundacja obejmowaly utworzenie nowej, odrgbnej grupy limitowej, AWB nie
zawierala wskazania dowodoéw spelnienia wymagan, o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 i 3 ustawy o refundacji.
W AWB podawano niewtasciwe uzasadnienie dla wyznaczenia podstawy limitu, poniewaz np. wnioskowany produkt
leczniczy zawieral wigcej substancji czynnej w opakowaniu (i inng posta¢ farmaceutyczng) niz bylo to refundowane.
Nie podawano argumentéw na rzecz twierdzenia, ze posta¢ farmaceutyczna lub droga podania powoduje dodatkowy efekt
kliniczny, w poréwnaniu z refundowanymi komparatorami lub nie przedstawiano zalozen, na podstawie ktorych dokonano
wyboru okreslonej prezentacji, ktora bedzie wyznacza¢ podstawe limitu w przypadku utworzenia nowej grupy limitowe;.

Niezgodnosci w oszacowaniach z uwzglednieniem RSS

Niektore AWB nie zawieraly poprawnych stosownych oszacowan oraz prognoz przedstawionych w wariancie
z uwzglednieniem proponowanego RSS — np. w modelu nie uwzglgdniono w pelni proponowanego przez wnioskodawce
RSS lub zaproponowano inny RSS.

Czasami Agencja zglaszata uwagi do konstrukcji samego RSS.

W jednym przypadku wnioskowane warunki objecia refundacja nie obejmowaly instrumentéw dzielenia ryzyka
(wnioskodawca nie zaproponowat RSS), wigc stosowne oszacowania oraz prognozy nie powinny by¢ przedstawione osobno
w wariantach z uwzglednieniem proponowanego RSS oraz bez jego uwzglgdnienia, a byty.
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Nieprawidlowosci w dziataniu modelu farmakoekonomicznego

Analiza wplywu na budzet nie zawierata dokumentu elektronicznego, umozliwiajacego powtorzenie wszystkich kalkulacji,
w wyniku ktorych uzyskano odpowiednie oszacowania. Model nie zawieral oszacowan aktualnych rocznych wydatkow
podmiotu zobowiazanego do finansowania §wiadczen ze $srodkoéw publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentdow w stanie
klinicznym wskazanym we wniosku. Model byt zablokowany hastem lub nie dawat mozliwos$ci edycji wartosci wejsciowych
oraz nie dawat mozliwosci modyfikacji jego struktury. Zgtoszono problem, ze wnioskodawca przekazat uszkodzony plik.

Uwagi do wyboru komparatorow

Agencja na etapie weryfikacji zgodno$ci analiz z wymaganiami minimalnymi zglaszata uwagi do poprawnosci wyboru
komparator6w — proszono o uwzglednienie dodatkowych komparatorow (refundowanych i zalecanych przez wytyczne
kliniczne, a czasem takze uwzglednionych we wczesniejszym wniosku tego samego wnioskodawcy a nie uwzglgdnionych
obecnie).

Korzystanie w AWB z danych niepublikowanych

Zdarzalo si¢, ze przedstawiano w AWB dane nieopublikowane oraz nie przekazywano wykorzystywanych zrodet do Agencji.
Czesto w pierwotnej wersji AWB nie podawano np. danych osobowych ekspertow, z ktorych opinii korzystano w ramach jej
opracowywania.

Brak wariantu maksymalnego i minimalnego AWB

Analiza wrazliwosci AWB nie zawierala minimalnego i maksymalnego wariantu oszacowania, jako, ze wnioskodawca
przeprowadzil analiz¢ wrazliwosci, w ramach ktdérej testowano zmiany wartosci dla poszczegdlnych parametrow
wejsciowych, natomiast nie przeprowadzit oszacowan dla wariantow skrajnych. Wnioskodawcy nie wskazywali przy tym,
ktoéry z rozpatrywanych wariantow stanowi wariant minimalny, a ktéry maksymalny.

Agencja zgtaszata tez uwagi odno$nie uwzglednienia kolejnego wariantu analizy wrazliwosci, np. rozwazania kwalifikacji
ocenianego produktu do innej grupy limitowej niz wnioskowana. Czasami wyniki AWB szacowano w oparciu o dane
sprzedazowe pochodzace z panstw, w ktorych warunki refundacji byty zblizone do wnioskowanych, jednak w jednym z tych
panstw dane byly odstajace od reszty, wigc w ramach analizy wrazliwosci zglaszano potrzebg wykluczenia tych danych
Z oszacowan.

Zglaszano rowniez brak w AWB wariantu, w ktorym uwzgledniono refundacje wnioskowanej interwencji w ramach lekow
dostepnych bezptatnie dla pacjentéw po 75 r.z. Na liscie tej np. znajdowaly si¢ preparaty stosowane w ocenianym wskazaniu,
stad istniato prawdopodobienstwo, ze wnioskowana interwencja rowniez si¢ tam znajdzie.

W scenariuszu maksymalnym nie uwzgledniano maksymalnej dziennej dawki produktu leczniczego wg Charakterystyki
Produktu Leczniczego (dalej ,,ChPL”).

Zglaszano uwagi, ze koszty w ramieniu najlepszej terapii wspomagajacej szacowano w oparciu o ceny lekéw stanowigcych
podstawe limitu w poszczegdlnych grupach limitowych, ktore czesto (wraz z kolejnym Obwieszczeniem MZ) ulegaty
zmianom i stad istniata potrzeba przedstawienia w tym scenariuszu wariantu minimalnego i maksymalnego.

Zglaszano tez watpliwosci odnosnie do sposobu obliczen zuzycia technologii ocenianej, ktdra np. miata posta¢ niepodzielne;j
fiolki do jednorazowego podania i ze wzgledu na brak mozliwo$ci ponownego uzycia leku nalezato, w opinii Agencji,
przedstawi¢ wariant oszacowan zuzycia technologii ocenianej w fiolkach na pacjenta, nie za$ w dawce (mg) na pacjenta.

Niejasnosci w oszacowaniach / brak wyszczegdlnienia zatozen

Niektore AWB nie zawieraly wyszczegolnienia zatozen, na podstawie ktorych dokonano stosownych oszacowan i prognoz
lub zawieraly niejasne zalozenia, na podstawie ktorych szacowano AWB:

e nie wyjasniono, na jakiej podstawie przyjeto zatozenia dotyczace przejgcia udziatdbw w rynku przez wnioskowana
technologig,

e nie uzasadniono wystarczajgco zalozenia dotyczacego wzrostu udziatdéw w rynku ocenianej interwencji,

e Dbrak uwzglgdnienia w AWB kosztu przeprowadzenia dodatkowych badan / kosztéw podania leku w ramieniu
ocenianej interwenciji,

e nie wyjasniono zakreso6w zmiennoS$ci przyjetych w analizie wrazliwosci,

e nie przedstawiono uzasadnienia, dlaczego w analizie podstawowej przyjeta wysokos¢ dawki produktu leczniczego
nie byta wielokrotno$ciag dawki zawartej w jednej, niepodzielnej kapsulce,

e AWB nie zostata przeprowadzona w populacji zgodnej z wnioskiem refundacyjnym.
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Brak wyszczeg6lnienia wydatkéw na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku refundacyjnym

Niektore AWB nie zawieratly ilo§ciowej prognozy rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania §wiadczen
ze srodkoéw publicznych, jakie beda ponoszone na leczenie pacjentdow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku,
z wyszczegblnieniem sktadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii, przy zalozeniu,
ze MZ wyda decyzje o objeciu refundacja — np. nie wyszczegoélniono kosztow wnioskowanej interwencji (koszt substancji
czynnej), przedstawiono jedynie koszty catego schematu trojlekowego. Nie 0szacowano kosztow leczenia standardowego.

Analiza wplywu na budzet nie zawierata oszacowania aktualnych rocznych wydatkow, ponoszonych z tytulu refundacji
wnioskowanej technologii w momencie zlozenia wniosku lub przedstawione wydatki nie byly oszacowane w rocznym
horyzoncie (a np. w krotszym niz rok).

Niepoprawny horyzont analizy

Odpowiednie oszacowania w AWB nie byly dokonywane w horyzoncie czasowym wiasciwym dla AWB — np. horyzont
czasowy ustalono na pelne lata 2017-2018, podczas gdy prawdopodobna data wejscia w zycie decyzji refundacyjnej
to potowa 2017 r.

Horyzont czasowy analizy wplywu na budzet wynoszacy dwa lata nie byl, w opinii Agencji, wystarczajacy
do ustalenia rownowagi na rynku.

Brak danych bibliograficznych wykorzystanych publikacji

Analiza wplywu na budzet nie zawierata danych bibliograficznych publikacji, z zachowaniem stopnia szczegoétowosci
umozliwiajacego jednoznaczng identyfikacj¢ — brak odniesienia bibliograficznego pozycji wymienionej w AWB.

4.2.  Import docelowy

Zgodnie z art. 39 ust. 3c ustawy o refundacji zlecenia dotyczace importéw docelowych powinny zawiera¢ elementy, o ktorych
mowa w art. 12 pkt 8 i 9 ustawy o refundacji tj. odniesienie si¢ do konkurencyjnosci cenowej i oszacowanie wptywu
na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze $rodkow publicznych i $wiadczeniobiorcow (2).
W latach 2017-2018 zrealizowano 60 takich opracowan.

W wigkszosci zrealizowanych opracowan odnoszono si¢ do szacowanego wptywu na wydatki ptatnika publicznego, jednak
w niektorych z nich ograniczono si¢ do przedstawienia danych przekazanych wraz ze zleceniem MZ dotyczace finansowania
(liczby wnioskow o refundacje, liczby wnioskow rozpatrzonych pozytywnie, liczby unikalnych numeréw PESEL
we wnioskach, liczby sprowadzonych opakowan i lacznej kwoty zgdéd na refundacjg), bez dalszego oszacowania
ewentualnego wplywu na budzet. Brak tych oszacowan byt spowodowany wieloma czynnikami i ograniczeniami.

W tych opracowaniach, w ktorych szacowano ewentualny wptyw na budzet ptatnika, zwigzany z wydaniem pozytywne;j
decyzji odno$nie do finansowania, przyjeto r6zng metodyke. W niektoérych opracowaniach szacowany wplyw na budzet
platnika publicznego byt wynikiem iloczynu liczby pacjentow, sredniej liczby opakowan przypadajacych na pacjenta lub
zdefiniowanych dawek dobowych oraz sredniego kosztu za opakowanie / dawke.

Ograniczenia w oszacowaniu wielko$¢ populacii

Liczba pacjentéw, u ktorych oceniana technologia moglaby by¢ stosowana po objgciu jej refundacjag w ramach importu
docelowego zazwyczaj byta pozyskiwana z opinii ekspertow, do ktorych Agencja wystapita z prosba o przekazanie takiej
opinii. W przypadku niepozyskania opinii ekspertow wskazywano, ze nie bylo mozliwo$ci oszacowania wplywu
sfinansowania przedmiotowej technologii w ramach importu docelowego na wydatki podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze srodkow publicznych i $wiadczeniobiorcow.

Niejednokrotnie dane MZ przekazane wraz z wnioskiem podano jedynie dla jednego roku, co uniemozliwiato ewentualne
wyznaczenie linii trendu i oszacowanie populacji rocznej — wtedy odstepowano od szacowania wydatkéw ponoszonych
na refundacje¢ ocenianej technologii medycznej w kolejnych latach.

Zdarzato sig, ze dane udostgpnione przez MZ zostaly podane tacznie za okres kilku lat, bez podziatu na lata, w zwiazku
z czym oszacowanie przeprowadzone w skali roku bylo znacznie utrudnione i obarczone bigdem. Niejednokrotnie
przekazane dane nie obejmowaly pelnego roku kalendarzowego, stad wyznaczenie liczebnosci rocznej populacji byto
niemozliwe.

Ponadto, byly dopuszczalne sytuacje, ze pacjent uzyskal zgode na refundacje produktu w wigeej niz jednym wskazaniu
(gdy wniosek o import byt rozpatrywany w kilku wskazaniach), stad liczba unikalnych numeré6w PESEL przekazanych wraz
z wnioskiem nie stanowita faktycznej liczby pacjentow przyjmujacych oceniane produkty.
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Ograniczenia w oszacowaniu wielko$ci ponoszonych naktadow finansowych

Gdy wnioskowana technologia nie byta dotad refundowana w ramach importu docelowego, gtdéwnym ograniczeniem byto
ustalenie rzeczywistej ceny przy braku danych — np. nieznajomosci kraju, z ktorego dany produkt byt importowany czy tez
cen ocenianego produktu obowigzujacych w tym kraju (a dodatkowo np. z uwzglednieniem innych optat, np. kosztow
manipulacyjnych zaméwienia) po jakich produkt bedzie sprowadzany do Polski.

Gdy wnioskowana technologia byla juz refundowana w ramach importu docelowego, a przeprowadzana ocena miata
za zadanie oceni¢ zasadno$¢ dalszego jej finansowania ze $rodkéw publicznych, ograniczeniem majacym istotny wpltyw
na mozliwo$¢ szacowania wptywu na budzet ptatnika publicznego byty koszty za opakowanie tej technologii przekazane
wraz z wnioskiem MZ.

Dane przekazywane przez MZ odnoszace si¢ do ceny / kosztu ocenianej technologii dotyczyty roznych wartosci, np.:

e Sredniej ceny sprzedazy leku do apteki, ktora nie zawierata marzy apteki, a szacowana na potrzeby oceny zasadnosci
wydawania zgod na refundacje kwota nie stanowita kwoty, ktora rzeczywiscie ponidst platnik publiczny,

e lacznej kwoty zgdd na refundacj¢ pozyskanych na podstawie danych uzyskiwanych od hurtowni farmaceutycznych
— bez doszczegotowienia czy bylta to kwota netto czy brutto,

e kwot, ktore nie zawieraly VAT, marzy hurtowej oraz marzy detalicznej produktu ani doptaty $wiadczeniobiorcow.
W zwiazku z powyzszym kwota refundacji poniesiona przez ptatnika publicznego byta prawdopodobnie wyzsza niz
to wynikata z udostgpnionych przez MZ danych i jednoczes$nie trudna do doktadnego oszacowania,

e kosztow ZSPM, ktére w ramach importu docelowego moga by¢ sprowadzane zaréwno za posrednictwem aptek
ogolnodostepnych jak i aptek szpitalnych. Sposob sprowadzenia produktu warunkuje sposob finansowania, a tym
samym ostateczng wielko$¢ wydatkoéw platnika publicznego poniesionych na refundacje, ktore byty przez to trudne
do oszacowania,

e kwoty, ktore uwzgledniaty, zgodnie z informacja uzyskana od MZ ,$rednie ceny sprzedazy netto w danym roku”.
Kwoty te dotyczyly zatem cen sprzedazy netto, jednak z danych nie wynikato, czy cena sprzedazy netto oznacza
urzgdowg ceng zbytu czy ceng hurtows. Z tego wzgledu wydatki poniesione przez ptatnika mogly byé wyzsze niz
przedstawione w otrzymanych z MZ danych (brak uwzglednienia marz detalicznych i ewentualnie marz hurtowych).

Ograniczenia wnioskowania na temat szacowanego wplywu na wydatki ptatnika publicznego i §wiadczeniobiorcow
wynikajace z przyjetych zalozen:

e w opracowaniach niejednokrotnie zaktadano upraszczajaco, ze wszyscy pacjenci otrzymajg wszystkie dawki terapii
przez caly rok (brak danych nt. odsetkdw dyskontynuacji terapii),

e czesto istniaty obiektywne trudno$ci z okresleniem stosowanej dawki dobowej oraz czasu trwania terapii,

e nie bylo dostepnych danych na temat dtugosci stosowania poszczegolnych produktéw — dane dla czesci pacjentow
mogly dotyczy¢ okresu krotszego niz rok,

e przedstawione oszacowania byly czgsto podawane w szerokim zakresie, bez wskazania wartosci najbardziej
prawdopodobnej, jako niemozliwej do oszacowania,

e nie przedstawiono wplywu na wydatki $wiadczeniobiorcow, cho¢ w niektorych opracowaniach przedstawiano
informacje, iz zgodnie z art. 39 ust. 1 ustawy o refundacji $wiadczeniobiorca zobowigzany jest do uiszczenia optaty
ryczattowej za opakowanie jednostkowe,

e w zalozeniach dotyczycacych $redniorocznego kosztu terapii na jednego pacjenta przyjmowano $rednig liczbe
opakowan lekow z wniosku MZ przypadajacych na jednego pacjenta oraz $redni koszt za opakowanie leku,
co mogto nie odzwierciedla¢ rzeczywistych wydatkow,

e w przypadku, kiedy w ramach importu docelowego sprowadzane byty r6zne wielkosci opakowan danego produktu
dane uzyskane od MZ nie pozwalaty jednoznacznie stwierdzi¢ czy pacjenci nie korzystali z kilku produktow
jednoczesnie w przypadku pojedynczej terapii.

Podsumowujac, dane uzyskiwane od MZ wraz z pismem zlecajacym czgsto niejednoznacznie wskazywaty koszt produktu
za opakowanie. Dodatkowo istnialy ograniczone mozliwosci rzetelnego okreslenia wielkosci populacji, W ktorej oceniana
technologia bytaby stosowana w przypadku wydania zgody na refundacj¢ w ramach importu docelowego, przy zalozeniu,
Ze zastosowanie ocenianej technologii jest niezbedne dla ratowania zycia lub zdrowia pacjenta (art. 4 ust. 1 ustawy z dnia
6 wrzesnia 2001 r. Prawo Farmaceutyczne) (6), a szacowanie ewentualnego wptywu na wydatki ptatnika publicznego, czesto
przy skapych danych klinicznych i braku jakichkolwiek innych danych mogacych postuzy¢ za zalozenia do okreslania
wielkosci wptywu na budzet, skutkuje jedynie bardzo ograniczonymi mozliwosciami Agencji do spelnienia wymogow
wskazanych w art. 12 pkt. 8-9 ustawy o refundacji oraz do przeprowadzenia oceny zgodnej z Wytycznymi HTA. Proby
przeprowadzenia oszacowan wptywu na wydatki ptatnika publicznego w opracowaniach dotyczacych oceny zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje produktéw sprowadzanych w ramach importu docelowego cechuja si¢ wieloma
ograniczeniami.
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4.3. Ratunkowy dostep do technologii lekowych

Zgodnie z art. 47f ust. 3 ustawy o $wiadczeniach opinia Agencji odnosnie do zasadnosci finansowania danego produktu
ze $rodkow publicznych w ramach RDTL powinna zawiera¢ elementy, o ktorych mowa w art. 12 pkt 8 19 ustawy o refundacji
tj. odniesienie si¢ do konkurencyjnosci cenowej i oszacowanic wplywu na wydatki podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych i §wiadczeniobiorcow (5). W latach 2017-2018 zrealizowano w Agencji
70 opracowan dot. RDTL, na podstawie ktorych zostata wydana opinia Agencji. Zadne z 70 opracowan nie dotyczyto
zlecenia MZ wydanego celem kontynuowania terapii u pacjenta, dla ktérego zostata wydana uprzednio zgoda
na sfinansowanie leku w ramach RDTL.

W wickszosci zrealizowanych opracowan odnoszono si¢ do szacowanego wplywu na wydatki platnika publicznego,
a ewentualny brak tych oszacowan byt spowodowany wieloma czynnikami i ograniczeniami.

W tych opracowaniach, w ktérych szacowano wptyw na budzet ptatnika, zwigzany z wydaniem pozytywnej decyzji odnosnie
do finansowania, przyjeto rézna metodyke i zalozenia, ktore byly spowodowane m.in. niedostateczng iloscig informacji
przekazanych wraz ze zleceniem MZ odnos$nie do stanu klinicznego pacjenta, dla ktorego zostat ztozony wniosek, brakiem
danych nt. szacowanej populacji, w ktérej dany produkt moglby by¢ stosowany oraz problemoéw z precyzyjnym okre§leniem
kosztow stosowania ocenianej technologii.

Zakres informacji, jakie sg przekazywane Agencji przez MZ wraz ze zleceniem obejmuje m.in. nastepujace dane:

e dane dotyczace wnioskowanego produktu — w tym jego ilosci, sposobu dawkowania, planowanego okresu terapii
lub liczby cykli leczenia, warto$ci netto wnioskowanej terapii albo cykli leczenia wraz z jej uzasadnieniem,

e informacje dotyczace choroby lub problemu zdrowotnego — w tym rodzaj wniosku (pierwszy lub kolejny),
wskazanie choroby lub problemu zdrowotnego, okreslenie okresu wnioskowanej terapii albo liczby cykli leczenia,

e dane konsultanta, ktory przygotowat opini¢ do przedmiotowego wniosku,
e ewentualnie inne uwagi dotyczace zastosowania leku lub stanu klinicznego pacjenta.

Zakres przekazywanych Agencji przez MZ danych pokrywa si¢ z danymi przekazywanymi we wniosku
0 RDTL do MZ (wg art. 47e ust 1 ustawy o $wiadczeniach), jednak zazwyczaj nie zawiera np. opisu przebiegu
dotychczasowego leczenia oraz opinii konsultanta zawierajacej oceng zasadnosci zastosowania danego produktu
u konkretnego pacjenta. W zwigzku z brakiem danych przedstawione w opracowaniach Agencji oszacowania wptywu
na wydatki ptatnika publicznego cechujg si¢ wieloma ograniczeniami. Dodatkowo, nalezy nadmieni¢, ze Agencja ma tgcznie
30 dni (zgodnie z art. 47f ust. 3 ustawy 0 $wiadczeniach) na przygotowanie opinii od momentu wptyniecia zlecenia MZ.
Ograniczony na przeprowadzenie oceny czas nie sprzyja wykonywaniu poglebionych oszacowan.

Ponizej wymieniono wybrane ograniczenia, ktére byly wymieniane w opracowaniach Agencji dot. RDTL, dotyczace
metodyki i zatozen, na podstawie ktorych szacowano wptyw na wydatki ptatnika publicznego. Poniewaz za lek podawany
w ramach RDTL pacjent nie ponosi oplaty (art. 47i ustawy o $§wiadczeniach), nie ma koniecznosci przedstawiania
W opracowaniach Agencji szacowanego wplywu na wydatki §wiadczeniobiorcow.

Ograniczenia dotyczace nieznajomosci / niewielkiej wiedzy nt. stanu klinicznego konkretnego pacjenta, ktore komplikuja
wybor technologii alternatywnej

W zleceniach MZ nie przedstawiono informacji precyzujgcej opis choroby pacjenta, natomiast np. przeglad wytycznych
wskazywal, ze strategia terapeutyczna u chorych bedzie si¢ r6zni¢ w zaleznosci od koniecznosci zastosowania profilaktyki,
leczenia powiklan czy tez obecno$ci innych wspditowarzyszacych choréb, w zwiazku z czym istnialy problemy
z okresleniem technologii alternatywnej i odniesienia si¢ do konkurencyjnos$ci cenowej technologii wnioskowanej
i alternatywnej.

Ograniczenia dotyczace braku mozliwosci precyzyjnego okreslenia kosztéw terapii 1 wydatkéw platnika publicznego
zwiazanych z refundacja wnioskowanego produktu w ramach RDTL

e dawkowanie: Agencja zwracala uwage na niescistosci w czeSci zlecen MZ dotyczacej informacji o sposobie
dawkowania wnioskowanej technologii, ktora nie byta wielokrotnoscia dawki pojedynczej (zawartej np. w fiolce
lub kapsulce), a dodatkowo w zleceniu MZ nie przedstawiano kosztu ani sposobu finansowania brakujacej czesci
dawki produktu, ktorych zapotrzebowania nie pokrywata wnioskowana wielko$¢ opakowania. Nie byto jasne, w jaki
sposob obliczy¢ koszt stosowania technologii wnioskowanej — przypuszczano, ze o inng prezentacje
whnioskowanego leku réwniez wystgpiono w ramach RDTL.

W opracowaniach podnoszono rowniez niepewno$é¢ co do dawkowania ocenianej terapii zwigzang ze wskazanym
w zleceniu MZ dawkowaniem — zwracano uwage, ze przyjete dawkowanie i liczba cykli sa niezgodne z ChPL lub
ze ChPL nie dopuszcza mozliwosci podziatu fiolek leku i wykorzystania niezuzytej czgsci leku w pdzniejszym
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terminie z uwagi np. na fakt, ze podziat zawartosci fiolki przed rekonstytucja roztworu niesie ze soba ryzyko
odmierzenia nieprecyzyjnej dawki oraz skazenia mikrobiologicznego preparatu w okresie do nastepnego
podania leku. Stanowito to niepewno$¢ odnosnie do przyjetych zatozen i bylo ograniczeniem przedstawionych
oszacowan.

W opracowaniach podnoszono problem zwigzany z szacowaniem kosztow wnioskowanej terapii W zwigzku
z okresleniem dawkowania w przeliczeniu na mase¢ ciala dla konkretnego pacjenta, co utrudnialo wskazanie
szacowanych wydatkow w ewentualnej populacji docelowej, ktoéra rowniez moglaby skorzystac z tej terapii,

e koszty terapii: wielokrotnie w opracowaniach podnoszono problem okre$lenia ,,warto$ci netto” wnioskowanej
terapii. Podnoszono watpliwosci, co oznacza ,,warto$¢ netto” — czy jest to warto$¢ okreslajaca cene zbytu netto czy
jakakolwiek inng ceng zawierajaca marze i VAT. Ostatecznie w wigkszosci opracowan zaktadano, ze chodzi o cene
zbytu netto, mimo, ze byty co do tego niepewnosci. Zdarzato sig, ze ,,warto$¢ netto” wskazana w zleceniu MZ byta
najprawdopodobniej cena hurtowa brutto z Obwieszczenia MZ, gdyz lek byt refundowany w innym wskazaniu
i posiadat oficjalng cene hurtowg brutto. Bylo to istotne o tyle, ze gdyby zatozy¢ za pismem MZ, iz podany koszt
jest kosztem netto, to przy przeliczeniu go na koszty brutto, w ewentualnej pozytywnej decyzji administracyjnej
MZ na pokrycie kosztow ocenianego leku w ramach RDTL, kwota okre§lona w tej decyzji bylaby wyzsza niz
wynikajaca z zastosowania do obliczen ceny hurtowej brutto, co jest niezgodne z art. 47i ust. 2 ustawy
0 $wiadczeniach. Zglaszano takze problem z okre$leniem kosztow najlepszej terapii wspomagajacej / braku
aktywnego leczenia, obejmujacej zazwyczaj leki i procedury refundowane ze srodkéw publicznych, ktére zazwyczaj
byly stosowane takze w ramieniu ocenianej interwencji. W zwiazku z powyzszym wskazywano jedynie koszt
ocenianego produktu, bez jakichkolwiek innych kosztow, co bylo ograniczeniem szacowania wptywu na wydatki
platnika publicznego w przypadku objecia refundacja ocenianej technologii. W obliczeniach nie uwzgledniano
m.in. kosztow podania lekow czy leczenia dziatan niepozadanych,

e dostepnos¢ produktow generycznych / biopodobnych i technologii alternatywnych: watpliwosci budzito réwniez
niewystepowanie we wnioskach kierowanych do MZ w ramach RDTL o produkt generyczny / biopodobny tylko
o referencyjny, ktory byt drozszy. Kolejne watpliwosci przy przeprowadzaniu oszacowan wystgpowaly, gdy dla
ocenianej technologii byt dostgpny komparator, jednak byl on nierefundowany / niedostepny w Polsce
itp. i w zwigzku z tym nie miat oficjalnej ceny,

e czas leczenia: sktadane wnioski dotyczyly trzech miesigcach terapii lub trzech cykli leczenia, za§ w raportach
dokonywano dodatkowych obliczen wplywu na wydatki w przeliczeniu na rok. Wiazato si¢ to z zalozeniem, ze dana
terapia begdzie kontynuowana przez caty rok (brak dyskontynuacji, nieuwzglgdnienie czesto wysokiej $§miertelnosci
wsrod pacjentdw) oraz ze zostanie wydana kolejna zgoda na refundacj¢ leku w ramach RDTL, co obarczone byto
niepewno$cig a przedstawione oszacowania cechowaly si¢ znacznymi ograniczeniami. W przeliczeniach
dotyczacych szacowanego wptywu na wydatki z uwzglednieniem wigkszej populacji zaktadano takze, ze wszyscy
pacjenci rozpoczng terapi¢ w tym samym momencie. Wigze si¢ to z ograniczeniami wynikajacym z przyjetych,
upraszczajacych zatozen.

Ograniczenia dotyczace oceny konkurencyjnos$ci cenowej

Istotnym ograniczeniem oszacowan byt brak znajomosci ceny / kosztu produktu generycznego / biopodobnego oraz brak
znajomosci ceny /kosztu ewentualnej technologii alternatywnej — gdy takowe byty zarejestrowane, ale nierefundowane badz
niedostepne rynkowo (nie byta prowadzona ich sprzedaz na terytorium Rzeczypospolitej Polskigj).

W sytuacjach, gdy procz ocenianego produktu leczniczego mozliwe sa do zastosowania inne produkty, ktore nie
sa refundowane, a czgsto tez nie sa dostgpne na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, okreslenie ich ceny i kosztu jest
obarczone niepewnoscig. Dodatkowo istnieje niepewnos¢ co do mozliwosci ich zastosowania przez pacjenta — jesli takie
produkty sg zarejestrowane (np. centralnie), ale podmiot nie prowadzi ich sprzedazy w Polsce, taki produkt méglby byé
dostepny dla pacjenta w praktyce tylko w ramach importu docelowego, jednak zgoda na refundacj¢ produktu sprowadzanego
z zagranicy w ramach importu docelowego wymaga wydania pozytywnej decyzji administracyjnej MZ. Przedstawienie
W opracowaniach Agencji informacji nt. konkurencyjno$ci cenowej jest zatem nietatwe.

Ograniczenia dotyczace szacowania liczebno$ci pacjentdow

Szacunki dotyczace liczebno$ci pacjentow, ktorzy mogliby skorzysta¢ z ocenianej terapii w ramach RDTL byly oparte
gléwnie o otrzymane opinie eksperckie — jesli takie zostaly przekazane lub o dane zawarte we wczesniejszych analizach
weryfikacyjnych, jesli takie byly wykonywane. Do ograniczen korzystania z danych zawartych we wcze$niejszych
AWA zalicza si¢ m.in. fakt, ze czgsto w AWA byla rozpatrywana nieco inna populacja (wskazanie wnioskowane
w AWA mogto nie by¢ tozsame ze wskazaniem ocenianym w ramach RDTL a dodatkowo nalezy bra¢ pod uwage,
ze korzystanie z RDTL jest uzasadnione, gdy zostaty wykorzystane wszystkie refundowane ze srodkoéw publicznych opcje
leczenia).
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Do ograniczen mozliwosci szacowania populacji zaliczy¢ mozna brak mozliwosci, w wigkszosci przypadkow, do korzystania
z danych NFZ, jako ze zazwyczaj nie odzwierciedlajg one rzeczywistej populacji (nie jest pewne, jaka czg$¢ pacjentdw jest
w sytuacji, w ktorej wyczerpano wszystkie mozliwe do zastosowania w tym wskazaniu dostgpne technologie medyczne
finansowane ze $rodkoéw publicznych).

Dodatkowo, w opracowaniach wskazywano nastgpujace ograniczenie: warto§¢ wplywu na wydatki ptatnika publicznego,
ktdra zostala oszacowana w wyniku przemnozenia kosztow trzech cykli terapii dla jednego pacjenta przez potencjalng liczbe
pacjentow. Kalkulacja taka nie stanowi klasycznej AWB.

Podsumowujac, dane uzyskiwane od MZ wraz z pismem zlecajacym byly czesto niewystarczajace do precyzyjnego
oszacowania wydatkow platnika publicznego zwigzanych z refundacja ocenianej technologii w ramach RDTL. Dodatkowo
istnialy ograniczone mozliwos$ci rzetelnego okreslenia wielkosci populacji, w ktdrej oceniana technologia bytaby stosowana
w przypadku wydania zgody na refundacj¢ w ramach RDTL, przy zalozeniu wykorzystania wszystkich refundowanych
w Polsce opcji terapeutycznych. Szacowanie ewentualnego wptywu na wydatki platnika publicznego, czgsto przy skapych
danych klinicznych i braku jakichkolwiek innych danych mogacych postuzy¢ za zatozenia do okreslania wielkosci wptywu
na budzet, skutkuje jedynie bardzo ograniczonymi mozliwosciami Agencji do spelnienia wymogéw wskazanych
w art. 12 pkt. 8-9 ustawy o refundacji oraz do przeprowadzenia oceny zgodnej z Wytycznymi HTA. Proby przeprowadzenia
oszacowania wydatkow ptatnika publicznego w opracowaniach dotyczacych RDTL cechujg si¢ wieloma ograniczeniami.

4.4.  Grupy limitowe

W latach 2017-2018 w WOT zrealizowano dwa opracowania przygotowane na potrzeby wydania opinii Rady Przejrzystosci
i ewentualnie opinii Prezesa Agencji dotyczace oceny zasadno$ci utworzenia odrgbnej grupy limitowej dla wybranych
produktow leczniczych, zlecone przez MZ w trybie art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach. W przygotowanych
opracowaniach uwzgledniono perspektywe platnika publicznego i perspektywe pacjenta i zatozono roczny horyzont
CZasowy.

Przyjeto dwa scenariusze:
e istniejacy, ktory zaktadat utrzymanie grupy limitowej w jej dotychczasowym ksztalcie,

e nowy, ktory zaktadat objecie refundacjg wnioskowanych produktéw leczniczych w ramach nowej grupy limitowe;.
Zalozono, ze oceniane produkty beda objete refundacja w takich samych wskazaniach, jak to wynika
z odpowiedniego Obwieszczenia MZ i bedg dostepne dla pacjentoéw z takim samym poziomem odptatnosci jak w ww.
Obwieszczeniu MZ.

W opracowaniach WOT uwzgledniano jedynie koszty lekow. Przedstawiono koszty dla scenariusza istniejgcego i Nowego
oraz obliczono koszt inkrementalny dla ptatnika publicznego i pacjenta.

W jednej z ocen, oprocz analizy podstawowe;j, przeprowadzono analize wrazliwosci (zaktadajaca, ze w przypadku utworzenia
nowej grupy limitowej dla wnioskowanych lekéw, przejma one cze$¢ rynku innych lekow, z ktorymi byly do tej pory
w jednej grupie limitowej).

Ograniczenia dotyczace szacowania wptywu na wydatki ptatnika publicznego:

e konieczno$¢ przyjecia w opracowaniach WOT arbitralnych zatozen co do wielkosci sprzedazy lekow, a takze
wielko$ci przejecia rynku przez leki. Zatozenia dotyczace przejecia rynku poparte byly opiniami od ekspertow
klinicznych, jednak ze wzgledu na brak danych wielko$¢ przejecia zostata oszacowana arbitralnie przez analitykow
Agencji, co byto zwigzane z duzg niepewnoscia,

e przyjecie arbitralnego i nie konserwatywnego zalozenia, ze sprzedaz lekow z obecnej grupy limitowej bedzie taka
sama w roku w ktorym byta wykonywana ocena jak w roku poprzednim,

e przyjecie danych z Komunikatow NFZ, gdzie podane sg wartosci dla wszystkich refundowanych wskazan.
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4.5.

Inne zadania

W ramach 27 opracowan, zrealizowanych na zlecenie MZ w trybie art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach w latach 2017-
2018, 13 opracowan dotyczylo zmian w programie lekowym. W przypadku 10 zleceh MZ nie wskazat wprost prosby
0 wykonanie oszacowan wptywu na wydatki ptatnika publicznego. W pozostatych trzech zleceniach wskazano prosbe:

o odniesienie si¢ w opinii Agencji, czy zmiana wplynie na zwigkszenie populacji pacjentéw leczonych w programie
oraz czy wptynie na dlugos$¢ trwania terapii,

0 odniesienie si¢ w opinii Agencji do aspektu ilosci wlaczanych do programu pacjentéw, jak rowniez do zmian
obcigzenia budzetu ptatnika publicznego na realizacje tego programu lekowego, po wprowadzeniu opisanej
w zleceniu modyfikacji,

o0 oceng populacji oraz wptyw na budzet dwoch wariantow oferty zlozonej przez wnioskodawce.

W 10 zleceniach MZ, w ktérych nie odniesiono si¢ do koniecznosci wykonania oszacowan wplywu na budzet ptatnika:

w jednym raporcie Agencji nie wykonano oszacowan wptywu na budzet ptatnika,

W czterech raportach Agencji wskazano, ze przez wzglad na szeroki zakres otrzymanego zlecenia oraz termin jego
realizacji, mozliwe byto jedynie wskazanie, ktore zmiany tresci programu lekowego majg potencjalnie znaczacy
wplyw na wydatki ptatnika publicznego (w jednym z tych raportow powotano si¢ rowniez w tym zakresie na opini¢
ekspertow klinicznych),

w jednym raporcie Agencji w ramach oceny wplywu zmian ocenianych programéw lekowych na budzet ptatnika
publicznego przedstawiono opini¢ eksperta klinicznego oraz opini¢ analitykow Agencji,

w trzech raportach Agencji opisano aktualny stan finansowania ze $rodkéw publicznych w Polsce
(zgodnie z aktualnym na czas pracy na raportem Obwieszczeniem MZ). W dwoch z tych raportéw przedstawiono
dane NFZ (Komunikaty NFZ) takie jak: ilo$¢ wydanego leku i kwota refundacji. W jednym z raportow
przedstawiono dane NFZ dotyczace ocenianego programu lekowego z podziatem na lata (liczba pacjentdow, krotnosc
rozliczonych produktéw, wartos$¢ rozliczonych jednostek rozliczeniowych). Dodatkowo w jednym z tych raportow
wskazano, ze wplyw proponowanych zmian na wydatki ptatnika jest trudny do oszacowania (opisano jak kazda
proponowana zmiana mogtaby wptyna¢ na wydatki ptatnika), a w drugim z tych raportow przeprowadzono
oszacowania wlasne w zakresie prognozy wydatkdéw platnika publicznego w zwigzku z rozszerzeniem populacji
wiaczanej do programu lekowego. Oszacowania te wykonano przy uwzglednieniu populacji wskazanej przez
eksperta i przyjmujac liczne zatozenia. Zaznaczono, ze wskazana kwota nie stanowi doktadnej kwoty, o ktora
wzrosng wydatki ptatnika publicznego. Podkreslono, ze brak jest jednak dokladnych danych pozwalajacych
oszacowac¢ liczebnosc tej populacji, a w zwigzku z tym doktadng warto$¢ inkrementalnego wptywu na budzet,

w jednym raporcie Agencji postuzono si¢ modelem farmakoekonomicznym dotaczonym do wniosku o objecie
refundacja lekéw we wskazaniu podobnym do rozpatrywanego. Wskazano, ze, jezeli nie okreslono inaczej, przyjeto
zatozenia tozsame z zalozeniami wnioskodawcy. W opracowaniu przedstawiono wyniki analizy wptywu na budzet
(scenariusze: istniejacy i nowy oraz koszty inkrementalne).

W zleceniach, w ktorych odniesiono si¢ do koniecznosci wykonania oszacowan wptywu na budzet:

w jednym raporcie Agencji (ocena, czy zmiana wptynie na zwigkszenie populacji pacjentow leczonych w programie
lekowym oraz czy wptynie na dtugos$¢ trwania terapii, w tym koszty) wykorzystano obliczenia AWB wnioskodawcy
z AWA dotyczacej podobnego problemu,

w jednym raporcie Agencji (ocena liczby wiaczanych do programu pacjentow, jak rdwniez zmiany obcigzenia
budzetu ptatnika publicznego na realizacj¢ tego programu) przeanalizowano obliczenia AWB wnioskodawcy
z AWA dotyczacej podobnego problemu. Przez wzglad na brak uwzglednienia jednej ze zmiennych
w oszacowaniach populacji, nie mozna byto wykorzysta¢ danych z AWA. Biorac pod uwage to oraz fakt, ze nie
otrzymano zadnej opinii od ekspertow, wskazano, ze nie mozna bylo oszacowa¢ wplywu proponowanej zmiany
na wydatki podmiotu zobowiazanego do finansowania $wiadczen ze $srodkéw publicznych,

w jednym raporcie Agencji oceniano wplyw na budzet dwoch wariantow oferty ztozonej przez wnioskodawce
za pomoca zmodyfikowanego modelu wnioskodawcy.

W ramach realizacji zlecen MZ z art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach w latach 2017-2018, powstaly dwa opracowania,
ktére dotyczyly oceny zasadno$ci dalszej refundacji / braku podstaw do dalszej refundacji / zmiany zakresu refundacji
okreslonych produktow leczniczych w ramach chemioterapii. W zleceniach tych zawarto prosb¢ m.in. o oceng wplywu
na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze §rodkéw publicznych. W opracowaniach tych prognoze
wydatkow oparto na Komunikatach NFZ dotyczacych wydatkéw na refundacje rozpatrywanej substancji czynnej
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we wszystkich refundowanych wskazaniach z listy ,,C — chemioterapia” tacznie. W opracowaniu wskazano, ze nalezy mie¢
na uwadze, ze ww. dane obejmuja rowniez wskazanie nieobjete zleceniem MZ. Wskazano réwniez, ze mozna jednak
przypuszczac, ze wydatki w tak okreslonym wskazaniu stanowig niewielki odsetek catkowitych wydatkéw na refundacje
rozpatrywane] substancji czynnej. Podkreslono, Ze dostgpna seria danych jest relatywnie krotka i obejmuje jedynie
kilkadziesiat miesigcznych obserwacji.

Pozostate opracowania zlecone przez MZ z art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach i zrealizowane w latach 2017-2018
dotyczyly roznych kwestii. Zakres zlecenia i zakres wykonywanych czynno$ci w ramach oszacowania wptywu na budzet
platnika byt rézny.

W dwobch z tych zlecen nie wykonano kalkulacji zwigzanych z wplywem na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze $rodkdéw publicznych (w tych przypadkach w zleceniu nie byto prosby o 0szacowanie
populacji / wptywu na wydatki ptatnika publicznego).

W jednym przypadku zlecenie zostalo wycofane i Agencja nie stworzyta zadnego opracowania.
Pozostalymi pigcioma zleceniami MZ z art. 31 n pkt 5 ustawy o §wiadczeniach zrealizowanymi w latach 2017-2018 byty:

e raport dotyczacy zmiany zakresu wniosku — przeprowadzenie analizy weryfikacyjnej, m.in. AWB, na nowych
analizach przedtozonych przez wnioskodawce,

e raport dotyczacy opinii, czy zmiana dawkowania w ChPL dwodch lekow wczesniej ocenianych przez Agencje
miataby wptyw na wydang opinig:

v' przeprowadzono nowe obliczenia inkrementalnych kosztow ponoszonych przez NFZ w wariancie
uwzgledniajgcym wnioskowany RSS,

v' wykorzystano do tego celu modele wnioskodawcow, uzyte w ramach analiz, ktore byly oceniane w Agencji
przy wnioskach refundacyjnych lekow, aktualnie rozpatrywanych, w poprzednich latach,

v' wyniki AWB przedstawiono w formie: wydatkow inkrementalnych ptatnika publicznego oraz $redniego
wzrostu wydatkow z budzetu NFZ,

e raport dotyczacy oceny leku w porownaniu do innych lekow finansowanych w ramach jednego z programow
polityki zdrowotnej. Zlecenie Ministra Zdrowia nie zawierato pro$by o wykonanie oszacowan wptywu na budzet.
W raporcie przedstawiono wydatki ptatnika publicznego przytaczajgc AWB przedstawiong przez podmiot
odpowiedzialny dla rozpatrywanego leku (przedstawiono zatozenia wnioskodawcy oraz wskazano scenariusze:
istniejagcy 1 nowy oraz koszty inkrementalne — wszystko w wariancie najbardziej prawdopodobnym i w dwoch
wariantach skrajnych, tzn. minimalnym i maksymalnym,

e raport dotyczacy ponownego wyszukiwania badan dotyczacych skutecznosci klinicznej i praktycznej oraz
bezpieczenstwa od daty wydania Rekomendacji Prezesa: zlecenie nie zawieralo prosby o wskazanie wplywu
na wydatki ptatnika publicznego i raport nie zawierat takich elementow,

e raport dotyczacy wydania opinii w zakresie skutecznosci klinicznej i praktycznej oraz bezpieczenstwa stosowania
jednego z lekow w realizowanym programie lekowym: zlecenie nie zawieralo prosby o skazanie wptywu na wydatki
ptatnika publicznego i raport nie zawierat takich elementow.

Pozostate 4 z 27 opracowan, okre§lone na potrzeby niniejszej publikacji jako ,,inne zadania”, to opracowania dotyczace oceny
zasadno$ci finansowania produktow stosowanych poza wskazaniami zarejestrowanymi — off-label. Zakwalifikowanie ich
do kategorii ,,inne zadania” wynikalo ze zmiany instrukcji kancelaryjnej Agencji w2017 r. Ponizej odniesiono si¢
do ograniczen oszacowan wptywu na budzet ptatnika publicznego w tych opracowaniach.

4.6.  Oceny typu off-label

W latach 2017-2018 w Agencji przygotowano tacznie 61 opracowan dotyczacych oceny zasadnosci finansowania lekow off-
label (cztery opracowania z kategorii ,,inne zadania” i 57 z kategorii off-label). W opracowaniach tych podjeto proby
oszacowania wptywu na budzet ptatnika w zwigzku z zastosowaniem lekéw we wskazaniach pozarejestracyjnych.

W zwiagzku z przygotowywaniem bardzo duzej liczby cyklicznych opracowan, w zwiazku z nowelizacja ustawy o refundacji,
w listopadzie 2018 roku wprowadzono nowy szablon opracowania, ktory nie uwzglednial szacowania wplywu na budzet
ptatnika publicznego z powodu ograniczen, ktore uprzednio pojawialy si¢ w opracowaniach analitycznych. Rodzaje
ograniczen mozliwoéci szacowania wptywu na budzet ptatnika na podstawie opracowan Agencji off-label przedstawiono
ponizej.
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Ograniczenie wynikajace z braku danych z NFZ

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez NFZ, ze wzgledu na fakt, iz dane o refundacji aptecznej nie zawierajg informacji
o rozpoznaniu, w ktorym sa stosowane, nie byto mozliwe wskazanie zardwno liczby pacjentéw stosujacych poszczegodlne
substancje czynne W ocenianych rozpoznaniach, jak rowniez liczby opakowan lekow oraz kwoty refundacji.
W opracowaniach Agencji za bezpodstawne uznano réwniez przedstawienie danych na podstawie publikowanych przez
NFZ komunikatéw o kwotach refundacji i ilo$ci zrefundowanych opakowan jednostkowych lekéw w poszczegoélnych latach
(Komunikaty NFZ), poniewaz podane kwoty dotycza wszystkich wskazan, zaréwno rejestracyjnych,
jak i pozarejestracyjnych, w ktorych refundowane sg oceniane leki. Z obicktywnych powoddéw nie bylo mozliwe
oszacowanie dotychczasowych wydatkéw platnika ponoszonych na refundacje danych produktéw we wskazaniach
pozarejestracyjnych.

Ograniczenie dotyczace wiarygodnych danych odnoszacych sie do wielko$ci populaciji docelowej w ocenianym wskazaniu

W niektorych przypadkach obliczenia Agencji odnoszace si¢ do wptywu na budzet ptatnika publicznego byly oszacowane
na podstawie danych populacyjnych uzyskanych od ekspertéw klinicznych lub od tylko jednego eksperta, co bylo obarczone
niepewnoscia.

W zwiagzku z brakiem pelnych danych na temat wielkosci populacji docelowej, w kilku opracowaniach Agencji szacowano
koszty w przeliczeniu na jednego pacjenta, co nie pozwalato na okreslenie catkowitego wptywu na budzet ptatnika.

Nawet w przypadku otrzymania danych z NFZ dotyczacych liczby pacjentéw z konkretnym rozpoznaniem wg kodu ICD-10
nie bylo mozliwe precyzyjne okreslenie wielkosci populacji docelowej przez wzglad na fakt, ze nie wszyscy pacjenci
z danym rozpoznaniem kwalifikowaliby si¢ do leczenia oceniang substancja.

Majac na uwadze brak mozliwosci precyzyjnego oszacowania populacji docelowej, w opracowaniach Agencji cze¢sto
podawano przedzial w jakim moga miescic si¢ potencjalne wydatki ptatnika publicznego.

Ograniczenie zwigzane z brakiem okreslonych danych demograficznych i klinicznych pacjentéw

Niektore z ocenianych substancji podawane sg w przeliczeniu ma kg masy ciata lub powierzchnig ciata pacjenta. Ze wzgledu
na brak informacji na temat przeci¢tnego wieku/ masy ciala lub jej powierzchni u 0séb z danym rozpoznaniem,
w obliczeniach przyjmowano np. dawkowanie dla ,standardowego” dorostego cztowieka. Nalezy jednak pamigtac,
ze W rzeczywistosci dawka podawana pacjentom mogta by¢ inna.

Ograniczenie zwiazane z niepewna dawka leku oraz czasem leczenia

Ze wzgledu na fakt, ze oceniane wskazania byly pozarejestracyjne, nie byto znane dawkowanie ocenianej substancji.
Czasami stosowane dawki podawane byly w wytycznych klinicznych (jesli byty dostepne) lub w odnalezionych badaniach.
Czesto podawane dawkowanie w badaniach znacznie roznito si¢. Czesto w opracowaniach Agencji poshugiwano si¢ dawka
dobowa leku (ang. defined daily dose, DDD) wg Swiatowej Organizacji Zdrowia. Nalezy zauwazy¢, iz bylo to jedynie
zatozenie, ktore moglo nie odpowiadaé dawce stosowanej w praktyce. Czesto przyjmowano zalozenie, ze ze wzgledu
na wieloletni przebieg choroby pacjent bedzie stosowac lek przewlekle, cho¢ nie byto co do tego pewnosci.

W jednym z opracowan ankietowani eksperci kliniczni wskazali, ze oceniany lek jest stosowany gldwnie u niemowlat, jednak
oceniane wskazanie dotyczylo dzieci ogotem. W takiej sytuacji obliczano koszt podania dawki leku w przeliczeniu na $rednig
mas¢ ciata wg siatek centylowych dla chtopcow i1 dziewczynek w Polsce i wskazywano, ze koszt podania dawki bedzie
prawdopodobnie duzo mniejszy.

Ograniczenia zwiazane z niepewnym kosztem ocenianej substancji

Koszt ocenianej substancji byl szacowany na podstawie Obwieszczen MZ, jednak okreslenie realnego kosztu
(tj. uwzgledniajacego potencjalny RSS) nie byto mozliwe. W opracowaniach podejmowano takie proby, szacujac $redni
koszt wazony za DDD na podstawie Komunikatow DGL (Komunikatoéw NFZ), jednak byto to obarczone niepewnoscia
(z powodow opisanych powyzej).
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5. Podsumowanie

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych z 2016 r. analiza wptywu na budzet okreséla konsekwencje finansowe
wprowadzenia, zaprzestania refundacji lub innej zmiany warunkéw finansowania ocenianej technologii medycznej
w polskim systemie opieki zdrowotnej. W analizie wptywu na budzet dokonuje si¢ oceny wplywu danej technologii
na jednoroczny budzet opieki zdrowotnej w okresie kilku lat nastepujacych po wprowadzeniu nowej lub zaprzestaniu
finansowania dotychczas refundowanej technologii. Zalecane jest wykonanie analizy wyptywu na budzet uwzgledniajac:
liczebnos$¢ i charakterystyke badanej populacji, scenariusz przedstawiajacy aktualng praktyke (,,scenariusz istniejacy”),
scenariusz przewidywany po wprowadzeniu nowej/usuni¢ciu obecnie refundowanej technologii (,,scenariusz nowy™), koszty
ww. scenariuszy i wyniki inkrementalne. Ocena catkowitej inkrementalnej zmiany naktadow powinna uwzglgdniaé: wydatki
zwigzane z oceniang technologia, koszt dodatkowych naktadow w systemie ochrony zdrowia zwigzanych z wdrozeniem
ocenianej technologii, zmniejszenie naktadéw zwigzanych ze zmniejszonym stosowaniem dotychczasowych technologii
w przypadku przejscia na oceniang technologi¢, zmniejszenie kosztow zwigzanych z oszczgdnosciami w zakresie innych
$wiadczen (np. redukcja hospitalizacji) (1).

Analizy weryfikacyjne Agencji, jako jedyne z dokumentéw opracowywanych przez Wydzial Oceny Technologii
Medycznych Agencji zawieraja ocene analizy wplywu na budzet, poniewaz pozostale opracowania Wydziatu Oceny
Technologii Medycznych zawieraja jedynie wskazanie ,,wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania
$wiadczen ze srodkow publicznych i §wiadczeniobiorcow” co nie jest tozsame z analizg wptywu na budzet lub nie zawierajg
takich oszacowan wcale, je$li nie s3 wymagane ustawowo lub je§li Minister Zdrowia nie oczekuje wykonania takich
oszacowan. Najczesciej zgltaszanymi przez Agencje uwagami do analiz wplywu na budzet wnioskodawcy, ktéore wymagaty
stosownych uzupetien w ramach wymagan minimalnych, byty zastrzezenia co do sposobu szacowania liczebnosci populacji.
Pozostalymi ograniczeniami byty: brak aktualnosci analiz wptywu na budzet na dzien ztozenia wniosku, brak uzasadnienia
grupy limitowej, niezgodnosci w oszacowaniach z uwzglgdnieniem instrumentu dzielenia ryzyka, nieprawidlowosci
w dziataniu modelu farmakoekonomicznego, zastrzezenia co do wyboru komparatorow, korzystanie przez wnioskodawce
z danych niepublikowanych i nieprzekazanie ich Agencji w celu weryfikacji, brak wariantu minimalnego i maksymalnego
analizy wplywu na budzet, niejasno$¢ w oszacowaniach / brak wyszczegdlnienia zatozen, brak wyszczegolnienia wydatkow
na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku refundacyjnym, niepoprawny horyzont analizy oraz
brak danych bibliograficznych wykorzystanych publikacji.
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