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Wykaz skrotow i akronimow

AE
AOTMIT
APD
BGT
BNP-PL
ChPL
FC

HTA
i.v.

NFZ
PAH, TNP
PCA
PLN

RSS

5.C.
WHO

analiza ekonomiczna

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

analiza problemu decyzyjnego

terapia podstawowa (BGT, ang. background therapy)

Ogolnopolska Baza Nadcisnienia Ptucnego

Charakterystyka Produktu Leczniczego

klasa czynnosciowa (ang. functional class)

ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment)
podanie dozylne (tac. in venam)

Narodowy Fundusz Zdrowia

tetnicze nadcisnienie ptucne (ang. pulmonary artery hypertension)
prostacykliny (ang. prostacyclin analogue)

polski nowy ztoty

mechanizm dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme)

podanie podskdrne (ang. subcutaneous injection)

Swiatowej Organizacji Zdrowia (ang. World Health Organization)
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Streszczenie

Cel opracowania

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o objeciu leku Win-
revair® (substancja czynna sotatercept) stosowanego w skojarzeniu z terapig dwu- lub trzylekowa fi-
nansowaniem w ramach istniejacego programu lekowego B.31 pt. ,Leczenie tetniczego nadcisnienia
ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)” na wydatki ptatnika publicznego (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ)
w populacji dorostych pacjentow z tetniczym nadcisnieniem ptucnym z klasa czynnosciowa Il do Il wg
Swiatowej Organizacji Zdrowia, u ktorych dotychczasowe leczenie schematem dwulekowym oraz
trojlekowym jest nieskuteczne lub zle tolerowane.

Metodyka

Analize, zgodnie z obowigzujacymi przepisami, wykonano z perspektywy podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych (Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) oraz z perspek-
tywy wspbélnej tego podmiotu i Swiadczeniobiorcy (pacjent). W przypadku niniejszej analizy dotycza-
cej finansowania w ramach programu lekowego (finansowanie przedmiotowego leku bez doplaty
pacjenta) perspektywy te sg tozsame. Analize przeprowadzono dla dwuletniego horyzontu czasowego
podyktowanego okresem obowiazywania decyzji o refundacji. W analizie uwzgledniono Koszty lekow,
koszty podania, koszty hospitalizacji, koszty podstawowe]j opieki oraz koszty opieki terminalnej.

Dobor uwzglednionych w analizie terapii i wielkos¢ populacji oszacowano wykorzystujac dane
pochodzace z ogolnopolskiej bazy nadcisnienia ptucnego (BNP-PL) oraz na danych dotyczacych rze-
czywistej praktyki klinicznej pochodzacych z przeprowadzonego badania ankietowego. Populacje do-
celowa w analizie zdefiniowano jako grupe pacjentow, ktorzy w sytuacji finansowania sotaterceptu
w leczeniu TNP byliby leczeni tym lekiem (w skojarzeniu z terapig dwu- lub trzylekowa), a obecnie
(tj. przy braku finansowania sotaterceptem) leczeni sq terapig podstawowg (dwu- lub trzylekowa).
W scenariuszu istniejacym przyjeto brak refundacji sotaterceptu w analizowanym wskazaniu; w sce-
nariuszu nowym zatozono objecie refundacjg preparatu Winrevair® w ramach istniejacego programu
lekowego B.31, Porownujac oba scenariusze rozpatrywano trzy warianty: podstawowy, minimalny
i maksymalny, roznigce sie wielkoscia oszacowanej populacji odcelowej.

Analize przeprowadzono w dwoch wersjach cenowych: bez uwzglednienia mechanizmu dzielenia
ryzyka (RSS, ang. risk sharing scheme) — uwzgledniajac wnioskowana cene zbytu netto sotaterceptu,
oraz z uwzglednieniem RSS (redukujacego koszty ptatnika publicznego) — przyjmujac cene sotater-
ceptu na podstawie informacji Zamawiajacego. W obu wersjach cenowych uwzgledniono
konserwatywnie jedynie efektywne ceny dla pozostatych lekow na podstawie danych NFZ. Dane do
wyznaczenia innych kosztow uwzglednionych w niniejszej analizie zaczerpnigto z zarzadzen Prezesa
NFZ.

Wyniki

Catkowite koszty w przypadku scenariusza istniejacego (dla wersji z RSS odpowiadajacej realiom eko-

nomicznym) z perspektywy NFZ w populacji uwzglednionej w niniejszej analizie wyniosty
IR - .1 te odnosza sie do populaci
pacjentow wiaczonych do leczenia wnioskowang terapia zarowno w ciggu |, jak i w ciagu Il roku ana-

. W scenariuszu nowym, analogiczne koszty oszacowano
. Oznacza to, Ze objecie produktow Winrevair®

Koszty inkrementalne analizy wrazliwosci (tj. rozwazane warianty minimalny i maksymalny) dla wersji
z RSS oszacowano na w wariancie minimalnym
oraz w wariancie maksymalnym,
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Podsumowanie i wnioski

Objecie sotaterceptu w skojarzeniu z terapia podstawowgq refundacjg we wnioskowanym wskazaniu
zwigksza koszty z perspektywy NFZ. W decyzji o ewentualnej refundacji nalezy uwzglednic takze
dodatkowe korzysci zdrowotne, tj. wyniki analizy wplywu na budzet rozpatrywaé w kontekscie

korzystnych wynikow analizy klinicznej i kosztowej-efektywnosci. Jednoczesnie jednak wyniki analiz
jednoznacznie wskazujg na wysoka korzysc kliniczna w postaci ﬁ
_. Odpowiednio dobrana terapia do okreslonego stanu

klinicznego chorego przyczyni sie do zwiekszenia skutecznosci jej leczenia, a tym samym do poprawy
sytuacji chorych z tetniczym nadcisnieniem ptucnym.
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Wprowadzenie

1.1 Cel analizy

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu wydania pozytywnej decyzji o objeciu
leku Winrevair® (substancja czynna sotatercept) stosowanego w skojarzeniu z terapig dwu-
lub trzylekowa finansowaniem w ramach istniejacego programu lekowego B.31 pt. ,,Leczenie
tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)"” na wydatki ptatnika publicznego
(Narodowy Fundusz Zdrowia, NFZ) oraz wydatki wspolne — ptatnika publicznego i pacjentow
(czyli wptywu na budzet) w populacji dorostych pacjentow z tetniczym nadcisnieniem ptuc-
nym (PAH, ang. pulmonary arterial hypertension) z klasa czynnosciowg (FC, ang. functional
class) Il do Ill wg Swiatowej Organizacji Zdrowia (WHO, ang. World Health Organization),
u ktorych dotychczasowe leczenie schematem dwulekowym oraz trojlekowym jest niesku-
teczne lub zle tolerowane.

W niniejszej analizie, analogicznie do analizy ekonomicznej, uwzgledniono finansowanie na-
stepujacych prezentacji leku:

e Winrevair®, 45 mg proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan,
kod GTIN 00191778024371,

e Winrevair®, 60 mg proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan,
kod GTIN 00191778024388,

o Winrevair®, 2 fiolki po 45 mg, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, kod GTIN 00191778024395,

e Winrevair® 2 fiolki po 60 mg, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, kod GTIN 00191778024401.

Zawartos¢ opakowania leku Winrevair zawierajacego po 2 fiolki, tj. 2 fiolki po 45 mg i 2 fiolki
po 60 mg, odpowiadaja wielkosciom opakowania 90 mg i 120 mg. W dalszej czesci raportu,
prezentacje leku bedg przedstawiane jako 45 mg, 60 mg, 90 mg i 120 mg.

1.2 Perspektywa

Analize wptywu na budzet, zgodnie z obowigzujacymi przepisami [Rozporzadzenie MZ 2023]
oraz wytycznymi AOTMIT [AOTMIT 2016], przeprowadzono z perspektywy podmiotu zobowia-
zanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych (NFZ) oraz z perspektywy wspol-
nej podmiotu zobowiazanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych i swiadcze-
niobiorcy (NFZ i pacjent). W przypadku niniejszej analizy, dotyczacej finansowania wniosko-
wanej terapii w ramach programu lekowego, perspektywy te sg tozsame, poniewaz nie do-
chodzi do wspotptacenia ze strony swiadczeniobiorcy. Z tego wzgledu, zgodnie z wytycznymi
AOTMIT, perspektywa wspolna nie zostata wyodrebniona, zas wyniki uzyskane z perspektywy
ptatnika mozna traktowac jako obowigzujace takze dla perspektywy wspolnej.
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1.3 Horyzont czasowy i dyskontowanie

Analize, zgodnie z wytycznymi AOTMIT [AOTMIT 2016], przeprowadzono dla dwuletniego ho-
ryzontu czasowego, podyktowanego okresem obowigzywania pierwszej decyzji o refundacji.
Nie przeprowadzono dyskontowania kosztéw, poniewaz analiza wptywu na budzet ma na celu
przedstawienie przeptywu srodkow finansowych w czasie, a nie obliczenie ich biezacej war-

tosci.

1.4 Cena przedmiotowej technologii i mechanizm

dzielenia ryzyka

Szczegotowy opis ceny przedmiotowej technologii oraz ceny uwzgledniajacej mechanizm
dzielenia ryzyka zawarto w rozdziale 1.7 analizy ekonomicznej [AE Sotatercept 2025]. Poni-
zej przedstawiono najwazniejsze tabelaryczne zestawienie cen rozwazanego leku dla wersji
bez mechanizmu dzielenia ryzyka (RSS, ang. risk sharing scheme, por Tab. 1) oraz z RSS (por.

Tab. 2).

Tab. 1. Ceny rozwazanego leku w wersji bez RSS

Zawartosc¢ opakowania [1] CZN, [2] UCZ, [3] CHB, [4] WLF,
PLN PLN PLN PLN

Winrevair®, 45 mg, proszek do spo- I I T e

rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair®, 60 mg, proszek do spo- B I B e

rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair®, 90 mg, proszekdospo- | NN K BN B

rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair®, 120 mg, proszek do I I N e

sporzadzania roztworu do wstrzyki-

wan

Na szaro zaznaczono podstawe limitu w grupie.

Objasnienia wyliczen:
[2] = [1] + VAT (VAT = 8% * [1]),

[3] = jezeli marza hurtowa = 6% * [1]<2000 wtedy: [2] + marza hurtowa (marza hurtowa = 6% *
[2]); jezeli marza hurtowa = 6% * [1]>2000 wtedy: ([1] + 2000) * 1,08,
[4] — na podstawie podstawy limitu w grupie.
CHB — cena hurtowa brutto; CZN — cena zbytu netto; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm dzie-
lenia ryzyka, UCZ — urzedowa cena zbytu; WLF — wysokosc limitu finansowania.

Tab. 2. Ceny rozwazanego leku w wersji uwzgledniajacej RSS

Zawartosc opakowania

Koszt z RSS (CHB), PLN

Winrevair®, 45 mg, proszek do sporzadzania roztworu do

wstrzykiwan

Winrevair®, 60 mg, proszek do sporzadzania roztworu do

wstrzykiwan

Winrevair®, 90 mg, proszek do sporzadzania roztworu do

wstrzykiwan




Winrevair® (sotatercept) w skojarzeniu z innymi terapiami stosowanymi w leczeniu tetniczego nadcisnienia plucnego

Winrevair®, 120 mg, proszek do sporzadzania roztworu do [ ]
wstrzykiwan

CHB — cena hurtowa brutto; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm dzielenia ryzyka.
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2 Metodyka analizy
2.1 Zrodta danych

Wielkos¢ badanej populacji oraz aktualne udziaty w rynku uwzglednianych schematow le-
czenia oszacowano na podstawie danych z ogolnopolskiej bazy nadcisnienia ptucnego (BNP-
PL) oraz wynikow badania ankietowego, oméwionego w niniejszym dokumencie.

Parametry kliniczne bedace danymi wejsciowymi zastosowanego modelu zaczerpnieto z ba-
dania RCT STELLAR [Hoeper 2023] oraz publikacji Kopec¢ 2020.

Koszty pojedynczych opakowan lekow zarowno dla wersji bez RSS, jak i z RSS ustalono na
podstawie danych NFZ o wartosci refundacji w 2024 r. [Raport refundacyjny 2025]. Zdecydo-
wano uwzglednic jedynie koszt rzeczywisty dla ptatnika, jako wersje konserwatywna, szcze-
golnie w wariancie bez RSS, jednoczesnie odstepujac z wykorzystania kosztow publikowa-
nych w Obwieszczeniu Ministra Zdrowia o refundacji.

Dane do wyznaczenia innych kosztow, uwzglednionych w niniejszej analizie, zaczerpnieto
z zarzadzenia Prezesa NFZ z dnia 29 marca 2024 r. oraz z dnia 17 grudnia 2024 r. w sprawie
okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne oraz leczenie
szpitalne - swiadczenia wysokospecjalistyczne [37/2024/DS0Z, 120/2024/DS0Z], z zarzadze-
nia Prezesa NFZ z dnia 24 kwietnia 2024 r. zmieniajace zarzadzenie w sprawie okreslenia
warunkow zawierania i realizacji umoéw w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy
lekowe [29/2025/DGL], z zarzadzenia Prezesa NFZ z dnia 3 lutego 2025 r. zmieniajace zarza-
dzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju swiadczenia
zdrowotne kontraktowane odrebnie [10/2025/DS0Z], zarzadzenia Prezesa NFZ z dnia 29 maja
2024 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju opieka palia-
tywna i hospicyjna [54/2024/DS0OZ] oraz korzystano z wspotczynnika korygujacego dotycza-
cego hospitalizacji na podstawie Zarzadzenia 100/2024 ZLC, jak rowniez z informatora
swiadczen JGP i informatora o umowach NFZ.

2.2 Populacja

Zgodnie z Rozporzadzeniem MZ z dnia 24 pazdziernika 2023 r. w sprawie minimalnych wyma-
gan, jakie musza spetniac analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacja i ustale-
nie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, srodka spozyw-
czego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie maja odpo-
wiednika refundowanego w danym wskazaniu [Rozporzadzenie MZ 2023], oprocz oszacowa-
nia wptywu finansowania analizowanej technologii na wydatki ptatnika i pacjenta, nalezy
oszacowac liczbe:

e wszystkich pacjentow, u ktérych wnioskowana technologia moze by¢ stosowana,
e populacji pacjentow, wskazanej we wniosku,
e pacjentow, u ktorych technologia jest obecnie stosowana.

Ponizej przedstawiono odpowiednie obliczenia.

10
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2.2.1 Pacjenci, u ktérych wnioskowana technologia moze
by¢ stosowana

Zgodnie z Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL) [ChPL Winrevair], produkt leczniczy
Winrevair® (sotatercept) zarejestrowany jest do stosowania w skojarzeniu z innymi tera-
piami stosowanymi w leczeniu tetniczego nadcisnienia ptucnego (ang. pulmonary arterial
hypertension, PAH) w leczeniu PAH u dorostych pacjentéw z klasa czynnosciowa (ang. Func-
tional Class, FC) Il do Ill wg WHO w celu poprawy wydolnosci wysitkowej.

W celu najbardziej wiarygodnego okreslenia liczebnosci populacji, odpowiadajacej rzeczy-
wistej praktyce klinicznej, przeprowadzono badanie ankietowe wsrod ekspertow klinicznych
w obszarze leczenia TNP, omowione w aneksie niniejszej analizy (por. rozdz. 6).

W pierwszym kroku oszacowania liczebnosci populacji wykorzystano dane pochodzace
z ogolnopolskiej bazy nadcisnienia ptucnego (BNP-PL). Sa to dane rzeczywiste z osrodkéw
z catej Polski, wiec dobrze odpowiadaja rzeczywistej praktyce klinicznej i funkcjonowaniu
programu lekowego. Zgodnie z danymi z bazy BNP-PL liczba pacjentow z TNP stosujacych
terapie dwulekowa lub trzylekowa na dzien 31.08.2023 r. to odpowiednio 488 i 288 osob [Wa-
ligora 2023]. Nastepnie na podstawie wynikow przeprowadzonego badania ankietowego
okreslono odsetek pacjentow w klasie Il lub Il wg WHO.

I, (por. Tab. 3).

Tym samym wielkos¢ populacji, w ktorej wnioskowana technologia moze byc¢ stosowana
okreslono na [ (por. Tab. 3).

2.2.2 Populacja docelowa zgodna z wnioskiem

Whniosek obejmuje doroste osoby z tetniczym nadcisnieniem ptucnym z klasg czynnosciowa
Il lub Il wedtug WHO-FC, po nieskutecznym lub zle tolerowanym leczeniu jednym ze sche-
matow lekowych przewidzianych do stosowania w terapii skojarzonej dwu- lub trzylekowej.

W celu najbardziej wiarygodnego okreslenia liczebnosci populacji ponownie wykorzystano
dane pochodzace z ogolnopolskiej bazy nadcisnienia ptucnego (BNP-PL) oraz przeprowadzo-
nego badania ankietowego.

I otrzymano liczbe pacjentow

z PAH w Il i 1ll klasie WHO FC, po nieskutecznym lub Zle tolerowanym leczeniu jednym ze
schematow lekowych przewidzianych do stosowania w terapii skojarzonej dwu- lub trzyle-
kowej (por. Tab. 3).

Zgodnie z wynikami badania ankietowego liczba osob w Il i lll klasie WHO FC z niepowodze-
niem/nietolerancjg leczenia terapig dwu- lub trzylekowsg to

B por. Tab. 3).
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2.2.3 Liczebnos¢ populacji, u ktorej wnioskowana
technologia jest obecnie stosowana

Whnioskowana technologia we wnioskowanym wskazaniu nie jest obecnie stosowana w Polsce
(liczebnos¢ populacji = 0 pacjentéw).

2.2.4 Populacja docelowa uwzgledniona w analizie wptywu
na budzet

Analize oparto na zatozeniu, Ze objecie sotaterceptu finansowaniem w ramach istniejacego
programu lekowego nie wptynie na zmiane liczby pacjentow wtaczanych do leczenia TNP, tj.
ze dostepnosc nowej opcji terapeutycznej nie wptynie na czestosc rozpoznawania choroby
i wtgczania do leczenia (tym bardziej — na czestos¢ wystepowania samej choroby). Obecnie
dostepnych jest kilkanascie schematow leczenia TNP (por. APD Sotatercept 2025), wiec za-
tozenie, ze liczba leczonych osob ogotem nie zalezy od dostepnosci kolejnego preparatu,
wydaje sie uzasadnione.

Populacje docelowa na potrzeby niniejszej analizy zdefiniowano jako pacjentow, ktorzy
w sytuacji finansowania sotaterceptu w leczeniu TNP beda leczeni tym lekiem (w ramach
terapii dwu- lub trzylekowej).

Wielkosc populacji docelowej uwzglednionej w niniejszej analizie oszacowano na podstawie
wynikow, przeprowadzonego wsrod ekspertow klinicznych leczenia TNP, badania ankieto-
wego odzwierciedlajacego warunki rzeczywistej praktyki klinicznej.

I (por. Tab. 3). Sumujac wyniki dla

wszystkich stosowanych obecnie terapii oszacowano, ze w przypadku pozytywnej decyzji
o finansowaniu sotaterceptu bytby stosowany u

Tab. 3. Liczba pacjentow, ktorzy beda otrzymywac sotatercept (przy hipote-
tycznej dostepnosci sotaterceptu) — dane z ankiet

Rodzaj tera- Ogolna liczba Pacjenci w i lll Pacjenci z niepowodze- Sotater-
pii pacjentow | klasie WHO, n (%) | niem/nietolerancja, n (%) | cept, (%)/n

Terapia dwulekowa
SIL+MAC 197 I e [ |
SIL+BOS 152 I B [ |
SIL+TRE 42 I e |
SIL+ILO 29 - N |
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Rodzaj tera- Ogdlna liczba Pacjenci w Il i Il Pacjenci z niepowodze- Sotater-
pii pacjentow | klasie WHO, n (%) | niem/nietolerancja, n (%) | cept, (%)/n
RIO+BOS 27 N I | i
BOS+ILO 10 e . I i
SIL+SEL | N i
SIL+EPO I I |
BOS+EPO I Il . i
BOS+TRE ] [ N |
Inne 14 I I N i
Lacznie 488 [ | [ M | [ |
Terapia trzylekowa
SIL+MAC+SEL 78 e - IR | [ |
SIL+BOS+TRE 66 e - BN | |
SIL+BOS+SEL 39 I - N i
SIL+BOS+ILO 33 ] I B |
SIL+MAC+EPO 32 ] I B |
SIL+BOS+EPO 16 e [ BN |
SIL+MAC+TRE 15 N Il B |
SIL+MAC+ILO 6 [ | BN |
Inne 3 [ | [ B |
tacznie 288 [ | [ BR | B

b.d. — brak danych; BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; FC — klasa czynnosciowa (ang. func-
tional class); ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO - riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildena-
fil; TRE — Treprostinil; WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization).

2.2.5 Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci
populacji
Podsumowanie szacunkow rocznej liczebnosci populacji przedstawione w rozdziatach 2.2.2-

2.2.4 zestawiono w Tab. 4.

Tab. 4. Podsumowanie szacunkow rocznej wielkosci populacji

Populacja Wielkos¢ populacji | Odnosnik do rozdziatu
Pacjenci ze wskazaniem okreslonym we wniosku [ | rozdziat 2.2.2
Pacjenci, u ktorych wnioskowana technologia | rozdziat 2.2.3

jest obecnie stosowana

Populacja docelowa uwzgledniona w niniejszej [ | rozdziat 2.2.4

analizie

2.3 Scenariusze poréwnywane

Analize wptywu na budzet przeprowadzono z wykorzystaniem dostepnego zagranicznego mo-
delu dotyczacego bezposrednio rozwazanego problemu decyzyjnego. Model stworzono na
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zlecenie Podmiotu Odpowiedzialnego i dostarczono przez Wnioskodawce. Model, zaimple-
mentowany w programie Microsoft Office Excel 2016, dostosowano do warunkow palskich
poprzez wprowadzenie polskich danych na temat struktury stosowanych lekaw, struktury klas
WHO FC, zuzycia zasobow oraz kosztow jednostkowych. W adaptacji modelu uwzgledniono
specyficzny dla Polski sposob naliczania kosztow podania lekow. W kalkulatorze dodatkowo
uwzgledniono koszty rutynowej opieki, w zakres ktorej wchodzity: koszty diagnostyki, innych
wizyt ambulatoryjnych i tlenoterapii.

W ramach analizy przedstawiono dwa scenariusze: scenariusz przedstawiajacy aktualng sy-
tuacje (brak finansowania przedmiotowego leku) — scenariusz istniejacy, oraz scenariusz
przewidywany po wprowadzeniu finansowania nowej technologii — scenariusz nowy. Oba
scenariusze przeprowadzono dla dwoch wersji cenowych analizowanych terapii: nieuwzgled-
niajacej oraz uwzgledniajacej mechanizm dzielenia ryzyka. Opis poszczegolnych scenariuszy
przedstawiono ponizej.

Rys. 1. Schemat modelu analizy wptywu na budzet

REFERENCE scenario without sotatercept MEW scenario with sotatercept

Annual number of patients eligible for treatment with sotatercept (as add-on therapy to background therapy), defined
as adult patients diagnesed with symptomatic PAH (WHO FC Il or IIT} in whom previgus treatment with two-drug or
three-drug regimens is ineffective or poorly tolerated.

D Bistributad into specific regimen D Distributed into specific regimen
Yy - Background alone \ 2 Background therapy alane

» Background therapy + sotatercept

Patients transitioning across states, by regimen

(1) WHO FC 1} (2) WHO FC I} (3) WHO FC LIty (4) WHO FC IV (5) Past lung/haart Lranspiant; (8) Death

Regimen-specific annual per patient costs, by regimen and/or state

(1) Treatment-related costs; (2) Disease-related costs

Total costs in REFERENCE scemario Total costs in NEW scenario

Budget impact of sotatercept {i.e., difference in cosis between the 2 scenarios) In total for the
entire health plan

Zrédto: Oryginalny Raport Techniczny

W obu scenariuszach pacjenci nowo wtaczani do modelu w kazdym roku przechodziliby przez
6 wzajemnie wykluczajacych sie stanéw zdrowia: WHO FC |, WHO FC II, WHO FC IIl, WHO FC
IV, stan po przeszczepieniu ptuc/serca i zgon (por. Rys. 2, Tab. 5).
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Rys. 2. Mozliwe zmiany stanow zdrowia pacjentow w modelu

| Po preeszczepisniu pluca/ssca

Zrédto: Oryginalny Raport Techniczny

Tab. 5. Opis poszczegolnych stanow zdrowia wystepujacych w modelu

Stan zdrowia

Opis

WHO FC |

Pacjenci z diagnoza PAH, bez ograniczen w aktywnosci.

WHO FC i

Pacjenci z diagnoza PAH, z niewielkimi ograniczeniami w aktywnosci.
Zwyczajna fizyczna aktywnosc sprawia dusznosci, zmeczenie, bol w klatce
piersiowej lub stany bliskie omdleniu. Komfort w spoczynku.

WHO FC Il

Pacjenci z diagnoza PAH, ze znacznymi ograniczeniami w aktywnosci.
Mniej niz zwyczajna aktywnosc fizyczna powoduje dusznosci, zmeczenie,
péle w klatce piersiowej lub omdlenia. Komfort w spoczynku.

WHO FC IV

Pacjenci z diagnoza PAH, bez mozliwosci jakiejkolwiek aktywnosci fizycz-
nej bez objawow. W spoczynku moga sie pajawiac dusznosci lub zmecze-
nie.

Po przeszczepieniu
ptuca/serca

Pacjenci z PAH po przeszczepieniu ptuca/serca.

Zgon

Zgon.

* Klasyfikacja czynnosciowa PH wedtug Swiatowej Organizacji Zdrowia z 1998 roku, zmodyfiko-
wana na podstawie klasyfikacji czynnosciowej NYHA [ESC/ERS 2022].

WHO FC — powszechnie uzywane narzedzie do oceny prawdopodobienstwa przezycia u pacjentow
z PAH; FC — klasa czynnosciowa; PAH — tetnicze nadcisnienie ptucne; WHO — Swiatowa Organiza-

cja Zdrowia.

Zatozono, Ze pacjenci beda wchodzi¢ do modelu kwartalnie, a catkowita liczba pacjentow
wchodzacych do modelu kazdego roku zostata podzielona rowno na kwartaly. Catkowita
liczba pacjentéw wchodzacych do modelu kazdego roku zostata przedstawiona Tab. 3.

Do sparametryzowania prawdopodobienstw przejsc pomiedzy klasami WHO FC wykorzystano
dane z badania STELLAR. W kazdym roku pacjenci mogli doswiadczyc poprawy, stabilizacji
lub pogorszenia klinicznego stanu zdrowia. Poprawa kliniczna byta zdefiniowana jako zmiana
klasy WHO FC na nizsza, tj. o mniejszym nasileniu objawow choroby (tj. z FC IV na FC I,
z FC lll na FC II, z FC Il na FC I). Stabilizacja kliniczna byta okreslona jako pozostanie w tej
samej klasie WHO FC, natomiast pogorszenie kliniczne byto reprezentowane przez zmiane
klasy WHO FC na wyzsza (tj. zFC I na FCIl, z FC Il na FC ll, z FC lll na FC IV) badz przejsciem
do stanu ,,po przeszczepieniu ptuca/serca” lub ,,zgon”.
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Zgodnie z randomizowanym okresem badania STELLAR (od punktu poczatkowego badania do
24. tygodnia) i harmonogramami wizyt, 3-miesieczne prawdopodobienstwo przejscia miedzy
klasami FC z badania STELLAR zostato wykorzystane do modelowania przejs¢ pacjentow mie-
dzy stanami modelu co kwartat, w ramach scenariusza istniejacego (placebo + terapia pod-
stawowa) oraz scenariusza nowego (sotatercept + terapia podstawowa). Prawdopodobien-
stwo przejs¢ miedzy klasami WHO FC zostato dodatkowo dostosowane do prawdopodobien-
stwa przejscia do stanu ,,po przeszczepieniu ptuca/serca” i ,,zgonu” z literatury (por. Tab.
7). Prawdopodobienstwo zgonu zalezato od statusu FC i stosowanego leczenia, podczas gdy
prawdopodobienstwo przeszczepu zalezato od statusu FC. Na przyktad pacjenci z gorszym
(tj. wyzszym) statusem FC lub otrzymujacy wytacznie terapie podstawowa mieliby wyzsze
prawdopodobienstwo zgonu w poréwnaniu z pacjentami z lepszym (tj. nizszym) statusem FC
lub pacjentami otrzymujacymi sotatercept + terapie podstawowa.

Dodatkowo istnieje mozliwosc zastosowania wzglednego ryzyka dla sotaterceptu + terapii
podstawowej w porownaniu z placebo + terapia podstawowa w celu oszacowania prawdopo-
dobienstwa przejscia u pacjentow leczonych skojarzeniem sotaterceptu + terapii podstawo-
wej zamiast stosowania obserwowanych prawdopodobienstw przejscia z badania STELLAR
(por. Tab. 6).

Aby uniknac przeszacowania lub niedoszacowania zdarzen klinicznych w ramach analizy
wplywu na budzet, w ktorej raportujemy roczne wyniki,

Po oszacowaniu liczby pacjentow w kazdym stanie w kazdym roku analizy, liczbe hospitali-
zacji z powodu PAH oszacowano, stosujac prawdopodobienstwo hospitalizacji z powodu PAH
zalezne od klasy WHO FC i stosowanego leczenia, skorygowane o czas trwania kohorty pa-
cjentow w modelu w danym roku analizy. Pacjenci z wyzszg klasa FC lub otrzymujacy wy-
tacznie terapie podstawowa byli bardziej narazeni na hospitalizacje z powodu PAH w porow-
naniu z pacjentami z nizsza klasg FC lub stosujacych sotatercept + terapie podstawowa.

Tab. 6. Wzgledne ryzyko poprawy i pogorszenia klasy WHO FC

Wzgledne ryzyko w odniesieniu do Poprawa FC Pogorszenie FC Zradto
terapii podstawowej
Sotatercept + terapia podstawowa [ ] | R STELLAR

FC — klasa czynnosciowa; WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia.
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Tab. 7. Dane kliniczne — poczatkowa dystrybucja pacjentéw i prawdopodo-
bienstwo przejs¢ pomiedzy poszczegolnymi stanami modelu

Parametr Sotatercept + tera- | Placebo + terapia | Zrodto
pia podstawowa podstawowa
Poczatkowy rozktad pacjentow w zaleznosci od klasy WHO FC
WHO FC | 0,0% Kopec 2020
WHO FC Il 51,5%
WHO FC Il 48,5%
WHO FC IV 0,0%
3-miesieczne prawdopodobienstwo przejscia migdzy stanami modelu
Przejécie | WHO FC | [ [ STELLAR
f-;“’d”'c')"_o FC 'wHoFC 1l I ]
' WHO FC 1l [ ] [ ]
WHO FC IV [ [
s, | -
Zgon [ [
Przejéciez | WHO FC | [ [
;‘L‘fc’ FCIL T wHo Fe i e e
' WHO FC Il [ ] [ ]
WHO FC IV [ | [
e | -
Zgon - -
Przejsciez | WHO FC | [ [ |
WHOFCIL [ who Fe i ] .
' WHO FC 1l I ]
WHO FC IV ] ]
e |1l -
Zgon [ [ |
Przejéciez | WHO FC | [ | [
‘2':?0 FC IV 'wHo Fc 1l [ [
' WHO FC Il [ ] [ ]
WHO FC IV [ [ ]
ksrserce’ | -
Zgon [ [ |
Przejéciez | WHO FC | [ | [ ]
P < [WHOFC I | [
ptuca/serca | WHO FC il [ I
do: WHO FC IV [ | R
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Parametr Sotatercept + tera- | Placebo + terapia | Zrodto
pia podstawowa podstawowa

e | —

Zgon [ [
Roczne prawdopodobienstwo hospitalizacji z powodu nadcisnienia ptucnego
WHO FC | COMPERA
WHO FC Il
WHO FC Il
WHO FC IV
Po przeszczepieniu ptuca/serca 8,0% 8,0% Zalozenie***

*Ze wzgledu na niewielka liczbe pacjentow w grupach FC | i FC IV, jednakowe, zebrane dane taczne
dla obu ramion byty wykorzystane do parametryzacji obu ramion: sotatercept + BGT oraz BGT, za-
ktadajac brak réznic w prawdopodobienstwach przejs¢ z grup FC | i FC IV pomiedzy ramionami tera-

:

***Przyjeto, ze dane wejsciowe dla stanu ,,po przeszczepieniu ptuca/serca” s takie same jak w sta-
nie WHO FC | ze wzgledu na brak danych dotyczacych przeszczepu w badaniu STELLAR i literaturze
w ogole, co wynikato gtownie z rzadkiego charakteru przeszczepu u pacjentow z PAH.

FC — klasa czynnosciowa; WHO — World Health Organization.

Biorac pod uwage stosunkowo krotki horyzont czasowy niniejszej analizy wptywu na budzet
(w poréwnaniu z analiza ekonomiczng przeprowadzona w dozywotnim horyzoncie czaso-
wym), zatozono, ze prawdopodobienstwo przejsc i prawdopodobienstwo zdarzen pozostana
state w czasie.

2.3.1 Scenariusz istniejacy

Scenariusz istniejgcy odpowiada ilosciowej prognozie rocznych wydatkéw podmiotu zobo-
wiagzanego do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, jakie bedg ponoszone na le-
czenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegoélnieniem sktado-
wej wydatkow stanowiacej refundacje ceny wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze
minister wtasciwy do spraw zdrowia nie wyda pozytywnej decyzji o objeciu finansowaniem
sotaterceptu w ramach istniejacego programu lekowego B.31 ,Leczenie tetniczego nadci-
snienia ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)".

Na podstawie danych z przeprowadzonego badania ankietowego, okreslono, ktore schematy
terapeutyczne sposrod obecnie stosowanych zostang uzupetnione sotaterceptem (tj. sota-
tercept bedzie stosowany z terapig podstawowg (dwu- lub trzylekows)) (por. Tab. 3). Liczbe
pacjentow leczonych konkretnym lekiem oszacowano stosujac stopien/wspotczynnik wyko-
rzystania kazdego pojedynczego leku do szacowanej liczebnosci populacji docelowej w kaz-
dym roku analizy.

W scenariuszu istniejacym wszyscy pacjenci z populacji docelowej uwzglednionej w niniej-
szej analizie s leczeni wigcej niz jednym lekiem stosowanym w ramach terapii podstawowej
(dwu- lub trzylekowej).

Strukture pacjentow otrzymujacych dany lek w ramach terapii podstawowej oszacowano na
podstawie wynikow z przeprowadzonego badania ankietowego w sposob opisany ponizej.
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Dane wejsciowe modelu zbierano osobno dla terapii dwulekowej i trzylekowej. Strukture
pacjentow otrzymujacych dany lek (w ramach terapii podstawowej: dwu- lub trzylekowej)
w populacji docelowej uwzglednionej w niniejszej analizie obliczono jako srednig wazona
struktury dla terapii dwulekowej i trzylekowej oraz liczby pacjentow stosujacych analizo-
wane terapie podstawowe (por. Tab. 9).

Zatozono, Ze u czesci pacjentow po witaczeniu do modelu nastapi intensyfikacja lub dein-
tensyfikacja leczenia (intensyfikacja polegata na wtaczeniu nowego leku, natomiast dein-
tensyfikacja na wstrzymaniu stosowania niektorych lekow), w zaleznosci od ich klasy WHO
FC w danym roku. Tym samym zatozono, Zze na poziomie populacji prawdopodobienstwo in-
tensyfikacji leczenia bedzie wieksze u pacjentow z wyzszym stopniem WHO FC (wieksze na-
silenie objawow choroby), podczas gdy u pacjentow z nizszym statusem WHO FC prawdopo-
dobienstwo wystapienia deintensyfikacji bedzie wieksze. Ponadto zatozono, ze sotatercept
bedzie miat zaréwno bezposredni, jak i posredni wptyw na leczenie, ograniczajac intensyfi-
kacje stosowania dozylnych prostacyklin (PCA, ang. prostacyclin analogue). W szczegolnosci
jakakolwiek przewidywana dtugoterminowa roznica w stosowaniu dozylnych PCA pomiedzy
ramionami leczenia bedzie wynikac (1) posrednio z jakiejkolwiek roznicy w szacowanej pro-
porcji pacjentow przebywajacych w kazdym stanie zdrowia WHO FC oraz (2) bezposrednio
z obserwowanego efektu leczenia w badaniu STELLAR.

W Tab. 8 przedstawiono strukture pacjentow otrzymujacych dany lek w ramach terapii pod-
stawowej z rozbiciem na terapie dwu- i trzylekowa. Natomiast w Tab. 9 przedstawiono struk-
ture pacjentow otrzymujacych dany lek w ramach terapii podstawowej dla populacji doce-
lowej uwzglednionej w niniejszej analizie oraz wzgledna zmiane terapii w zaleznosci od
stopnia zaawansowania klasy WHO FC.

Tab. 8. Struktura stosowania poszczegolnych lekow w ramach terapii podsta-
wowej z rozbiciem na terapie dwu- i trzylekowg

Rodzaj terapii Struktura pacjentow w ramach terapii podstawowej, %

Terapia dwulekowa Terapia trzylekowa

Bosentan

Macitentan
Sildenafil
Riociguat

Epoprostenol
Treprostinil i.v.

Treprostinil s.c.

Iloprost

Seleksypag

Zrédto Obliczenia na podstawie ankiety ekspertow

i.v. — podanie dozylne (lac. in venam); s.c. — podanie podskorne (ang. subcutaneous injection).
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Tab. 9. Struktura stosowania poszczegolnych lekow w ramach terapii podsta-
wowej wsrod pacjentéw z populacji docelowej uwzglednionej w niniejszej

analizie
Rodzaj te- Struktura pacjen- | Zmiana w odniesieniu do struktury podstawowej po roku
rapii tow w ramach te- | od wejscia do modelu
rapii podstawo-  ['wio Fc | WHO FC I WHOFC Il | WHO FC IV
wej, %
Bosentan [ ] 0,0% 0,0% 0,0% 26,0%
Macitentan [ ] 0,0% 0,0% 0,0% 26,0%
Sildenafil N 0,0% 0,0% 0,0% -22,4%
Riociguat [ 0,0% 0,0% 0,0% 40,7%
Epoproste- [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
nol
Treprostinil [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
i.v.
Treprostinil [ ] -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
5.C.
Iloprost [ ] -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%
Seleksypag [ -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%
Zrodto Obliczenia na Obliczenia na podstawie Pizzicato 2022
podstawie ankiety
ekspertow

FC — klasa czynnosciowa (ang. functional class); i.v. — podanie dozylne (tac. in venam); s.c. —
podanie podskorne (ang. subcutaneous injection); WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang.
World Health Organization).

2.3.2 Scenariusz nowy

W scenariuszu nowym zatozono, ze wydana zostanie pozytywna decyzja o refundacji wszyst-
kich prezentacji preparatu Winrevair® w ramach istniejacego programu lekowego B.31 ,Le-
czenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)” stosowanego w skojarze-
niu z terapig dwu- lub trzylekowa.

Analogicznie do zalozen scenariusza istniejacego przyjeto strukture pacjentow otrzymuja-
cych dany lek w ramach terapii podstawowej oraz wzgledng zmiane terapii w zaleznosci od
stopnia zaawansowania klasy WHO FC zgodnie z danymi przedstawionymi w Tab. 8.

W scenariuszu nowym niniejszej analizy przyjeto, ze wszyscy pacjenci rozpoczng leczenie
sotaterceptem (jako terapia skojarzong z terapia podstawowa) w ciagu kolejnych osmiu
kwartatow. Powyzsze zatozenie jest zgodne ze sposobem definicji populacji docelowej
uwzglednionej w niniejszej analizie. Przyjeto zatozenie, ze dotaczenie sotaterceptu do te-
rapii podstawowej nie wptywa na zmiane terapii.

2.4 Analizowane koszty

W celu pokazania catkowitych kosztow leczenia pacjentow z tetniczym nadcisnieniem ptuc-
nym, otrzymujacych terapie dwu- lub trzylekowe, z perspektywy ptatnika publicznego w ni-
niejszej analizie oprocz kosztow wnioskowanego leku oraz kosztow lekow w ramach terapii
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podstawowej uwzgledniono koszty podania lekow w ramach programu lekowego, koszty ho-
spitalizacji, koszty podstawowej opieki (w ramach ktorej uwzgledniano koszty wizyt kontrol-
nych, diagnostyki i monitorowania, wizyt ambulatoryjnych oraz tlenoterapii — koszty pono-
szone w ramach programu lekowego oraz dodatkowe, nieuwzglednione w programie leko-
wym) oraz koszty opieki terminalnej.

2.4.1 Koszty sotaterceptu

Koszty sotaterceptu zostaly przedstawione w rozdziale 1.4.

2.4.2 Koszty pozostatych lekow (terapia podstawowa)

W ramach terapii podstawowej (BGT, ang. background therapy) uwzgledniono wszystkie leki
objete programem lekowym B.31 , Leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) (ICD-10
127, 127.0)” stosowane w populacji osob dorostych w Il rzucie leczenia PAH. Koszty lekow
wyznaczono tylko z perspektywy ptatnika publicznego, gdyz w zwiazku z refundacja w ra-
mach programu lekowego, sa one dostepne dla pacjentow bezptatnie. Zdecydowano
uwzglednic jedynie koszt rzeczywisty dla ptatnika, jako wersje konserwatywna, szczegolnie
w wariancie bez RSS, jednoczesnie odstepujac z wykorzystania kosztow publikowanych
w Obwieszczeniu o refundacji.

Dla bosentanu, sildenafilu oraz treprostinilu srednia cene za 1 mg przyjeto na podstawie
komunikatu DGL dotyczacego sredniego kosztu rozliczenia wybranych substancji czynnych
stosowanych w programach lekowych i chemioterapii [Komunikat DGL]. W przypadku pozo-
statych lekow, jednostkowy koszt wyznaczono w oparciu o sumy kwot refundacji [Raport re-
fundacyjny 2025] i liczbe rozliczonych jednostek w 2024 roku [Uchwata Rady NFZ]. Doktadne
oszacowanie kosztow przedstawiono w rozdziale 6 analizy ekonomicznej [AE Sotatercept
2025]. Wykorzystanie wyzej wymienionych zrodet do oszacowania srednich cen substancji za
1 mg pozwolito uwzgledni¢ w analizie istniejace instrumenty dzielenia ryzyka. W Tab. 10 ze-
brano wyznaczone srednie ceny lekow.

Tab. 10. Srednia cena za 1 mg lekéw uwzglednionych w ramach terapii podsta-

wowej

Nazwa sub- Srednia cena za 1 mg, perspek- | Zrédto

stancji tywa platnika publicznego, PLN

Bosentan 0,07 Komunikat DGL
Macitentan 19,23 | Raport refundacyjny 2025, Uchwata Rady NFZ
Sildenafil 0,02 Komunikat DGL
Riociguat 37,42 | Raport refundacyjny 2025, Uchwata Rady NFZ
Epoprostenol 174,26 | Raport refundacyjny 2025, Uchwata Rady NFZ
Treprostinil 172,21 Komunikat DGL
lloprost 3 011,99 | Raport refundacyjny 2025, Uchwata Rady NFZ
Seleksypag 218,52 | Raport refundacyjny 2025, Uchwata Rady NFZ

Koszt leku byt sktadowa ceny za 1 mg leku, sredniej przyjmowanej dawki oraz czestosci po-
dania. Dane dotyczace dawkowania lekow wykorzystanych w terapii podstawowej przyjeto
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na podstawie danych zawartych w poszczegolnych dokumentach ChPL oraz odnalezionych
Wytycznych. Informacje na ten temat przedstawiono w Tab. 11.
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Tab. 11. Dane dotyczace dawkowania poszczegolnych lekow uwzglednione w analizie

Nazwa substancji

Dawka*

Zrodto

Liczba mg w podaniu

Liczba dawek w opakowa-
niu

Koszt za podanie, PLN

125 mg ChPL Trecleer
it 2 razy dziennie ESC/ERS 2022 5,0 mg = i

. 12 mg ChPL Opsumit
Macitentar 1 raz dziennie ESC/ERS 2022 10,0 30 3 768,19

. . 20 mg ChPL Reviato
Sildenafil 3 razy dziennie ESC/ERS 2022 20,0 mg 90 36,75

Sy 2,5mg ChPL Adempas
Riociguat 3 razy dziennie ESC/ERS 2022 Z,5:m8 2 309,08
Epoprostenol 2 ng/kg/min CADTHCSIEIth{;pl;gg 1,5 mg 1 261,39
Treprostinil i.v. 1,25 ng/kg/min CA%IZII.F:_II' g;’;}fs?;la‘g 50,0 mg 1 8 610,54
Treprostinil s.c. 1,25 ng/kg/min CA%‘PI-II— ;:l:gi:g; 50,0 mg 1 8 610,54

5 mcg :
Iloprost 6-9 razy dziennie ChPL Ventavis 0,02 mg 1 60,24

1,6 mg ChPL Uptravi
Seleksypoe 2 razy dziennie ESC/ERS 2022 1,6me 60 AT

* Informacja dotyczaca dawkowania uwzglednia dawke docelows.
ChPL — Charakterystyka Produktu Leczniczego; i.v. — dozylnie; PL — ztoty polski; s.c. — podskérnie.
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2.4.3 Koszt podania lekow

W analizie uwzgledniono koszty podania epoprostenolu, treprostinilu oraz sotaterceptu, dla
ktorych zatozono, ze rozpoczecie leczenia bedzie wymagac hospitalizacji.

W przypadku podawanego dozylnie epoprostenolu przyjeto, ze liczba dni hospitalizacji zwia-
zana z rozpoczeciem leczenia i dostosowaniem dawki wynosic bedzie 6,23 (Srednia wartosc¢
liczby dni hospitalizacji zwiazanych z rozpoczeciem terapii na podstawie roznych zrodet, AE
Uptravi). Ponadto terapia epoprostenolem wymaga zatozenia w warunkach szpitalnych cew-
nika permanentnego Hickmana. Zatozono, ze wymiana cewnika Hickmana nastepuje raz
w roku i jest rozliczana w ramach swiadczenia wytworzenie statego dostepu naczyniowego
z wytworzeniem tunelu podskornego przeznaczonego do uzytku dtugoterminowego z hospi-
talizacja. Z analiz HTA dla Uptravi [AE Uptravi/AWA Uptravi] wynika, ze sam cewnik jest
dostarczany przez firme farmaceutyczna za darmo, tak tez zatozono w tym przypadku.

Treprostinil moze byc¢ podawany w ciggtej infuzji dozylnej (i.v., tac. in venam) lub podskornej
(s.c., ang. subcutaneous injection). Przyjeto, ze rozpoczecie leczenia treprostinilem bedzie
wymagato jednodniowej hospitalizacji [AE Uptravi/AWA Uptravi]. W przypadku podania do-
zylnego, bedzie to zwigzane z zatozeniem cewnika Hickmana i przeszkoleniem pacjentow,
co rozliczane bedzie w ramach swiadczenia wytworzenie statego dostepu naczyniowego
z wytworzeniem tunelu podskornego przeznaczonego do uzytku dtugoterminowego z hospi-
talizacja. Natomiast rozpoczecie terapii z podaniem podskornym rozliczane bedzie w ra-
mach hospitalizacji zwiazanej z wykonaniem programu lekowego.

Sotatercept podawany jest w pojedynczym wstrzyknieciu podskornym. Zatozono, ze rozpo-
czecie terapii wymagac bedzie jednodniowej hospitalizacji zwiazanej z wykonaniem pro-
gramu lekowego w celu przeszkolenia pacjentow.

Wg ChPL dla sotaterceptu, przy pierwszych podaniach leku przeprowadzana jest morfologia.
Przyjeto, ze ten koszt bedzie rozliczany w ramach diagnostyki pacjentow objetych progra-
mem lekowym.

W przypadku terapii podawanych w ciggtej infuzji dozylnej na podstawie AE Uptravi oraz
AWA Uptravi przyjeto, ze pompy infuzyjne dostarczane sa przez dystrybutora, w zwiazku
z czym ich koszty nie zostaty uwzglednione w niniejszej analizie.

Wycene punktowa kazdego z uwzglednionych swiadczen przemnozono przez odpowiedni
wspotczynnik korygujacy. W przypadku procedury ,,Wytworzenie statego dostepu naczynio-
wego z wytworzeniem tunelu podskornego przeznaczonego do uzytku dtugoterminowego
z hospitalizacja (5.52.01.0001423)"” wykorzystano wspotczynnik korygujacy dotyczacy hospi-
talizacji na podstawie Zarzadzenia 100/2024 ZLC. W przypadku procedury ,Hospitalizacja
zwigzana z wykonaniem programu lekowego (5.08.07.000001)” wykorzystano wspotczynnik
szacowany z wykorzystaniem danych z Informatora Swiadczen ($rednia z wszystkich woje-
wodztw — por. rozdz. 11 analizy ekonomicznej [AE Sotatercept 2025]).

W Tab. 12 i Tab. 13 zebrano koszty jednostkowe swiadczen oraz koszty catkowite hospitali-
zacji zwiazanej z podaniem lekow.
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Tab. 12. Koszt jednostkowy Swiadczen zwiazanych z podaniem lekow

Nazwa i kod swiadczenia Wycena | Wspatczynnik Zrédio Koszt jed-
punktowa | korygujacy, nostkowy,
PLN PLN
Wytworzenie statego dostepu 1 352,00 1,78 | 37/2024/DS0Z; 2 406,56
naczyniowego z wytworzeniem 100/2024 ZLC
tunelu podskornego przeznaczo-
nego do uzytku dtugotermino-
wego z hospitalizacja
(5.52.01.0001423)
Hospitalizacja zwigzana z wyko- 486,72 107 29/2025/DGL; 861,49
naniem programu lekowego Informator
(5.08.07.000001) Swiadczen JGP
Tab. 13. Koszt catkowity hospitalizacji zwigzany z podaniem lekéw
Kategoria kosztu Liczba dni ho- | Koszt jednost- Koszt catkowity, Czestotliwosc
spitalizacji kowy, PLN PLN

Hospitalizacja 5,23* 861,49 3 644,12 W pierwszym
Zwiagzana z rozpo- roku leczenia,
czeciem leczenia: przy rozpoczy-

epoprostenol naniu terapii

Hospitalizacja 1 2 406,56 2 406,56 | Raz w roku (dwa

zwiazana z implan- | (2 dni - pierw- razy w ciagu

tacjg cewnika per- szy rok) pierwszego

manentnego: epo- roku)
prostenol

Hospitalizacja 1 2 406,56 2 406,56 W pierwszym
Zwigzana z rozpo- roku leczenia,
czeciem leczenia: przy rozpoczy-
treprostinil (poda- naniu terapii

nie dozylne)

Hospitalizacja 1 861,49 861,49 W pierwszym
Zwigzana Z rozpo- roku leczenia,
czeciem leczenia: przy rozpoczy-
treprostinil (poda- naniu terapii

nie podskorne)

Hospitalizacja 1 861,49 861,49 W pierwszym
Zwigzana Z rozpo- roku leczenia,
czeciem leczenia: przy rozpoczy-

sotatercept naniu terapii

*Z 6,23 dni hospitalizacji zwiazanej z rozpoczeciem terapii epoprostenolem 1 dzien rozliczany jest
w ramach hospitalizacji zwiazanej z implantacja cewnika permanentnego, a pozostate 5,23 dni
zgodnie z zasada, Ze pierwszy i ostatni dzien sprawozdawany jest jako jeden dzien [AE Uptravi].

Zrodta: AE Veletri, AE Uptravi

2.4.4 Koszt podstawowej opieki

Podstawowa opieka obejmuje opieke nad pacjentami z PAH w uzupetnieniu do aktywnego
leczenia. Przyjeto, ze bedaq ja stanowic:
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e wizyty kontrolne,

e diagnostyka i monitorowanie w ramach programu lekowego,
e wizyty ambulatoryjne w nagtych przypadkach,

e tlenoterapia w warunkach domowych.

Koszty rutynowej opieki nalicza sie w modelu tak dtugo, jak pacjenci pozostaja przy zyciu,
a ich wysokosc zalezy od stanu zdrowia (klasy WHO FC). Zatozono, ze pogorszenie WHO FC
bedzie zwiazane ze zwiekszonym wykorzystaniem roznych procedur w ramach opieki pod-
stawowej, a poprawa WHO FC bedzie zmniejszac jej wykorzystanie.

Koszt wizyt kontrolnych zostat oszacowany na podstawie Zarzadzenie Prezesa NFZ w sprawie
okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie
programy lekowe [29/2025/DGL] (por. Tab. 14). Czestotliwosc wizyt przyjeto raz na trzy mie-
sigce zgodnie z zapisami programu lekowego oraz europejskimi wytycznymi klinicznymi
[ESC/ERS 2022], wedtug ktorych wizyty takie powinny odbywac sie co 3-6 miesiecy u pacjen-
tow stabilnych (por. Tab. 15).

Koszt diagnostyki w ramach programu lekowego ustalono na podstawie Zarzadzenie Prezesa
NFZ w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpi-
talne w zakresie programy lekowe [29/2025/DGL] (por. Tab. 14). Koszt diagnostyki wyzna-
czany jest jako ryczatt roczny, ktéry moze byc dzielony na mniejsze okresy, tak aby suma
wszystkich czesci nie przekroczyta catkowitej wielkosci ryczattu rocznego (por. Tab. 15).

Przyjeto, ze wizyty ambulatoryjne w nagtych przypadkach rozliczane bedg jako przyjecie
pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu zgodnie z Zarzadze-
niem Prezesa NFZ w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju
leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe [29/2025/DGL] (por. Tab. 14). Koszt wizyt
ambulatoryjnych w nagtych przypadkach zroznicowano miedzy poszczegolnymi klasami WHO
FC w oparciu o dane dotyczace zuzycia zasobow przedstawione w publikacji Zozaya 2022
(por. Tab. 15).

Tlenoterapie w warunkach domowych wyceniono na podstawie Zarzadzenie Prezesa NFZ
w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju $wiadczenia zdro-
wotne kontraktowane odrebnie [10/2025/DSOZ] (por. Tab. 14). Nie odnaleziono wiarygodnych
informacji dotyczacych odsetkéw pacjentow stosujacych tlenoterapie w Polsce, dlatego
w analizie postuzono sie danymi z publikacji Zozaya 2022 odnoszacej sie do warunkow hisz-
panskich. Przyjeto, ze tlenoterapia bedzie stosowana codziennie u tych pacjentow, ktorzy
jej potrzebuja (por. Tab. 15).

Wycene punktowa kazdego z uwzglednionych swiadczen przemnozono przez odpowiedni
wspotczynnik korygujacy. W przypadku procedury ,Tlenoterapia w warunkach domowych
(5.10.00.0000006)” wykorzystano wspotczynnik korygujacy dotyczacy procedur przeprowa-
dzanych w warunkach domowych na podstawie Zarzadzenia 100/2024 ZLC. W przypadku pro-
cedur zwiagzanych z wykonaniem programu lekowego wykorzystano wspotczynnik szacowany
z wykorzystaniem danych z Informatora Swiadczen ($rednia z wszystkich wojewodztw — por.
rozdz. 11 analizy ekonomicznej [AE Sotatercept 2025]).
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Tab. 14. Koszt jednostkowy swiadczen w ramach standardowej opieki

Kategoria Nazwa i kod swiadcze- | Wycena punk- | Wspét- Irédto Koszt
kosztu nia towa czynnik jednost-
korygu- kowy,
jacy, PLN PLN
Wizyty kon- Przyjecie pacjenta w 108,16 1,77 | 29/2025/ 191,44
trolne | trybie ambulatoryjnym DGL; In-
zZwigzane z wykonaniem formator
programu 0 umo-
(5.08.07.0000004) wach NFZ
Diagnostyka w Diagnostyka w progra- 5 840,64 1,77 10 337,93
ramach pro- | mie leczenia tetniczego
gramu leko- nadcisnienia ptucnego
wego (5.08.08.0000038)
Wizyty ambu- | Hospitalizacja w trybie 486,72 1,77 861,49
latoryjne w jednodniowym zwia-
nagtych przy- zana z wykonaniem
padkach programu
(5.08.07.0000003)
Tlenoterapiaw | Tlenoterapia w warun- 11,49 1,01 | 10/2025/ 11,60
warunkach do- kach domowych DSOZ;
mowych (5.10.00.0000006) 100/2024
ZLC

Tab. 15. Roczny koszt Swiadczer w ramach standardowej opieki

Kategoria Koszt jednost- Roczne zuzycie | Roczny koszt,
kowy, PLN zasobow PLN
Wizyty kontrolne 191,44 4 765,77
Diagnostyka w ramach programu leko- 10 337,93 1 10 337,93
wego
Wizyty ambulatoryjne w nagtych przy- 3,50 3015,23
padkach: WHO FC | i Il
Wizyty ambulatoryjne w nagtych przy- 861.49 3,60 3101,38
padkach: WHO FC il ’
Wizyty ambulatoryjne w nagtych przy- 7,20 6 202,76
padkach: WHO FC IV
Tlenoterapia w warunkach domowych: 22% pacjentow 931,87*
WHO FC 1ill
Tlenoterapia w warunkach domowych: | 11,60 (osobodzien 58% pacjentow 2 456,76
WHO FC 1l terapii)
Tlenoterapia w warunkach domowych: 67% pacjentow 2 837,98*
WHO FC IV
Zrodto por. Tab. 14 Zozoya 2022 | Oszacowanie

* Przyjeto, ze tlenoterapia bedzie stosowana codziennie u tych pacjentow, ktorzy jej potrzebuja.
FC — klasa czynnosciowa; WHO — World Health Organization.

W Tab. 16 zebrano catkowite roczne koszty standardowej opieki z podziatem na klasy WHO
FC. W publikacji zrodtowej Zozaya 2022 zuzycie zasobow zostato pokazane tacznie dla klas
WHO FC i ll. W zwiazku z tym, zatozono, ze koszty w klasie | i |l sg takie same.
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Tab. 16. Roczny koszt standardowej opieki z podziatem na klasy WHO FC

Kategoria WHO FC | WHO FC Il | WHO FC |lIl | WHO FC IV

Wizyty kontrolne 765,77 765,77 765,77 765,77

Diagnostyka w ramach programu le- 10 337,93 10 337,93| 10337,93| 10 337,93
kowego

Wizyty ambulatoryjne w nagtych 3 015,23 3 015,23 3 101,38 6 202,76
przypadkach

Tlenoterapia w warunkach domowych 931,87 931,87 2 456,76 2 837,98

Suma 15 050,81 15 050,81 | 16 661,84 | 20 114,44

Wszystkie koszty podano w PLN.
PLN — polski ztoty; WHO FC — klasa czynnosciowa WHO.

2.4.5 Koszty hospitalizacji i przeszczepienia ptuca

Pacjenci z TNP czesto wymagaja hospitalizaciji, a ci, u ktorych pomimo maksymalnej farma-
koterapii doszto do pogorszenia stanu klinicznego, moga wymagac przeszczepu ptuc jako
koncowej opcji terapeutycznej.

W analizie przyjeto, ze w przypadku wystapienia zdarzenia, ktore bedzie wymagato hospi-
talizacji, swiadczenie to zostanie rozliczone w ramach grupy JGP D53 Nadcisnienie ptucne.
Przeszczep ptuca zostanie natomiast rozliczone w ramach swiadczenia ,,wariant 1 - prze-
szczepienie jednego ptuca, obejmuje leczenie pacjenta w okresie pooperacyjnym do 30 dni

od daty wykonania przeszczepienia”.

Wycene punktowa kazdego z uwzglednionych swiadczen przemnozono przez odpowiedni
wspotczynnik korygujacy. Wykorzystano wspotczynnik korygujacy dotyczacy hospitalizacji na

podstawie Zarzadzenia 100/2024 ZLC.

Koszty ww. Swiadczen zebrano w Tab. 17.

Tab. 17. Koszt hospitalizacji i przeszczepu ptuca

ptuca, obejmuje le-
czenie pacjenta w
okresie pooperacyj-
nym do 30 dni od
daty wykonania prze-
szczepienia
(5.54.01.0000017)

Kategoria Nazwa i kod swiad- | Wycena Wspot- Zrodto Koszt jed-
kosztu czenia punktowa | czynnik nostkowy,
korygu- PLN
jacy, PLN
Hospitaliza- Hospitalizacja (D53 5 551,00 1,78 120/2024/DS0Z; 9 880,78
cja | Nadcisnienie ptucne; 100/2024 ZLC
5.51.01.0004053)
(5.08.07.0000003)
Przeszczep wariant 1 - prze- | 204 638,00 1,78 37/2024/DSOZ; | 364 255,64
ptuca | szczepienie jednego 100/2024 ZLC
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2.4.6 Koszty opieki terminalnej

Koszty leczenia zwykle znacznie wzrastajq w ostatnich miesigcach zycia pacjentow. W ana-
lizie zatozono, ze bedg je stanowic przede wszystkim koszty opieki terminalnej. Jako koszt
opieki terminalnej przyjeto koszt pobytu pacjenta w szpitalu, hospicjum lub hospicjum do-
mowym w ciggu ostatnich 14 dni. Wage punktowg Swiadczenia przyjeto z rozporzadzenia
Prezesa NFZ w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju opieka
paliatywna i hospicyjna (por. Tab. 18) [54/2024/DSOZ].

Tab. 18. Waga punktowa/taryfa opieki terminalnej

Kod zakresu Nazwa swiadczenia Waga punktowa pro- Zrodto
Swiadczen duktu rozliczeniowego
/ Taryfa
15.4180.021.02 Swiadczenia w oddziale medycyny 7,19* | 54/2024/DS0OZ
paliatywnej / hospicjum stacjonar-
nym
15.2180.027.02 | Swiadczenia w hospicjum domowym 1,08* | 54/2024/DSOZ

*Taryfa z produktu rozliczeniowego 5.15.00.0000146 (osobodzien w oddziale medycyny paliatyw-
nej/hospicjum stacjonarnym)
*Taryfa z produktu rozliczeniowego 5.15.00.0000149 (osobodzien w hospicjum domowym)

Na podstawie danych z informatora NFZ na temat umow zawartych z poszczegolnymi oddzia-
tami NFZ wyceniono punkt rozliczeniowy w ramach opieki terminalnej (por. Tab. 19) [NFZ
|oU].

Tab. 19.Cena punktu rozliczeniowego — opieka terminalna

Kod zakresu Nazwa Swiadczenia Cena punktu rozlicze- | Zrédto
Swiadczen niowego [PLN]
15.4180.021.02 Swiadczenia w oddziale medycyny 110,50 NFZ 10U
paliatywnej / hospicjum stacjonar-
nym
15.2180.027.02 | Swiadczenia w hospicjum domowym 108,67 NFZ 10U

Koszt osobodnia w oddziale medycyny paliatywnej/hospicjum stacjonarnym oraz hospicjum
domowym wyliczono jako iloczyn wagi punktowej/taryfy oraz wyceny punktu rozliczenio-
wego z informatora NFZ na temat umow zawartych z poszczegolnymi oddziatami NFZ. W ana-
lizie przyjeto koszt ostatnich 14 dni zycia pacjenta. Koszt opieki terminalnej wyznaczono
jako srednig wazong kosztu ostatnich 14 dni opieki w oddziale medycyny paliatywnej/hospi-
cjum stacjonarnym oraz w hospicjum domowym, jako wagi przyjeto liczby osobodni rozli-
czonych dla tych swiadczen przez NFZ w 2023 roku [Uchwata Rady NFZ] (por. Tab. 20.). Koszt
opieki terminalnej naliczany jest w momencie zgonu pacjenta. Catosc kosztoéw ponosi ptatnik
publiczny.
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Tab. 20. Koszt opieki terminalnej

Nazwa sSwiadcze- | Waga punktowa | Cena punktu | Koszt oso- | Koszt Liczba oso-

nia produktu rozli- | rozliczenio- | bodnia ostatnich bodni rozli-
czeniowego / wego [PLN] | [PLN] 14 dni czonych w
Taryfa [PLN] 2023 r.

Opieka terminalna 7,19 110,50 794,50 | 11122,93 | 1447 919,00

— w oddziale me-
dycyny paliatyw-
nej / hospicjum
stacjonarnym
Opieka terminalna 1,08 108,67 117,36 1643,09 | 4585 806,00
— hospicjum do-
mowe

Sredni koszt 3917,98

2.5 Zakres analizy wrazliwosci

Przeprowadzono analize wrazliwosci, w ktorej testowano wptyw danych wejsciowych obar-
czonych najwieksza niepewnoscia oszacowan na wyniki analizy. Ponizej zdefiniowano wa-
rianty analizy wrazliwosci, ktore wykorzystano, aby zbadac odpornosc uzyskiwanych wyni-
kow na niepewnosc dotyczaca wielkosci populacji uwzglednionej w niniejszej analizie. Kazdy
z analizowanych wariantow niniejszej analizy przeprowadzono uwzgledniajac dwa warianty
cenowe: nieuwzgledniajacy oraz uwzgledniajacy mechanizm dzielenia ryzyka.

2.5.1 Wariant minimalny

W wariancie minimalnym analizy wrazliwosci zbadano wptyw dostepnosci sotaterceptu na
wydatki, przy zatozeniu, ze populacja docelowa wyniesie jedynie [ EGTcNGNNG

A
. 000000000000000O00o0O0o0o0o0O0oOo0o0o0O00O0OOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoOoO0oO@o]
0000000000000
I, (por. Tab. 21).

Tab. 21. Liczba pacjentow, ktorzy beda otrzymywac sotatercept (przy hipote-
tycznej dostepnosci sotaterceptu) w wariancie minimalnym — dane z ankiet

Rodzaj tera- Ogolna liczba Pacjenci w Il i lll Pacjenci z niepowodze- Sotater-
pii pacjentow | klasie WHO, n (%) | niem/nietolerancja, n (%) | cept, (%)/n

Terapia dwulekowa
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Rodzaj tera-

Ogdlna liczba

Pacjenci w Il i lll

Pacjenci z niepowodze-

Sotater-

pii pacjentéow | klasie WHO, n (%) | niem/nietolerancja, n (%) | cept, (%)/n
I | I I i
I | | I ]
| i | I W
I || | H Il B
Terapia trzylekowa
I || I Il E B
I i T— I [l
[ — N T— I N W
I || I I |
I || I I |
I i — I I
I N | I N ]
I | I I |
- i m HE 1
I I | H Il B

b.d. — brak danych; BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; FC — klasa czynnosciowa (ang. func-

tional class); ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO -

riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildena-

fil; TRE — Treprostinil; WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization).

2.5.2 Wariant maksymalny

W wariancie maksymalnym analizy wrazliwosci zbadano wptyw dostepnosci sotaterceptu na

wydatki, przy zatozeniu, ze populacja docelowa wyniesie

I (oo Tab. 22).

Tab. 22. Liczba pacjentow, ktorzy beda otrzymywac sotatercept (przy hipo-
tetycznej dostepnosci sotaterceptu) w wariancie maksymalnym — dane z an-

kiet

Rodzaj tera-
pii

Ogolna liczba
pacjentow

Pacjenci w Il i lll
klasie WHO FC, n
(%)

Pacjenci z niepowodze-
niem/nietolerancja, n (%)

Sotater-
cept, (%)/n

Terapia dwulekowa
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Rodzaj tera- Ogolna liczba Pacjenci w Il i Ill Pacjenci z niepowodze- Sotater-
pii pacjentow klasie WHO FC, n | niem/nietolerancja, n (%) | cept, (%)/n
(%)

I | I I |
I | I I |
| || L I |
I || || H Il B

Terapia trzylekowa
I i I I E A
I || I I E B
I || I I E B
I || I I |
I i T— I N Il
I || I I |
I || I I |
I | I I |
- | N Il I
I H H H E B

b.d. — brak danych; BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; FC — klasa czynnosciowa (ang. func-
tional class); ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO - riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildena-
fil; TRE — Treprostinil; WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization).

2.5.3 Zestawienie parametrow analizy wrazliwosci
i wariantu podstawowego

W ramach analizy wrazliwosci testowano wptyw zmiany wartosci parametrow dotyczacych
szacunkow przysztej populacji na szacunki kosztow. W Tab. 23 przedstawiono zmienne te-
stowane w ramach analizy wrazliwosci.

Co istotne, aby przetestowac warianty przeprowadzonej analizy wrazliwosci w zataczonym
do wniosku modelu nalezy wybrac¢ odpowiednie ustawienia w zaktadce ,,User inputs”, a na-
stepnie, w celu otrzymania aktualnych wynikow, wcisnac przycisk ,,Run Results” w zaktadce
»Full Results with current input”.

Tab. 23. ZatoZzenia analizy wrazliwosci i wariantu podstawowego — wielkos¢
populacji uwzglednionej w niniejszej analizie

Zmienna testowana Wariant Wariant Wariant
podstawowy minimalny maksymalny

| rok analizy | terapia dwulekowa B B B
terapia trzylekowa B | il

tacznie - . -

Il rok analizy | terapia dwulekowa B B B
terapia trzylekowa B B B

tacznie [ [ | [ |
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Zmienna testowana Wariant Wariant Wariant
podstawowy minimainy maksymalny

2.6 Zestawienie danych wykorzystanych w niniejszej
analizie

W Tab. 24 przedstawiono zestawienie parametrow, wraz z ich zrodtami, wykorzystanych
w niniejszej analizie.

Tab. 24. Zestawienie danych wykorzystanych w niniejszej analizie

Zatozenie/parametr Wartos¢ w analizie pod- Zrédto
stawowej
Roczna liczba pacjentow wariant podstawowy BNP-PL, badanie
wilaczanych do leczqnia wariant minimalny ankietolwe, obli-
(I; Il rok analizy) - czenia wlasne
wariant maksymalny
Wzgledne ryzyko poprawy FC w odniesieniu do te- STELLAR
rapii podstawowej
Wzgledne ryzyko pogorszenia FC w odniesieniu do STELLAR
terapii podstawowej
WHO FC | 0,0% Kopec 2020
Poczatkowy rozktad pa- WHO FC Il 51.5%
cjentow w zaleznosci
od klasy WHO FC WHO FC Il 48,5%
WHO FC IV 0,0%
prawdopodobienstwo przejscia miedzy stanami | Sotatercept Placebo +
modelu + terapia terapia
podstawowa | podstawowa
Przejécie z WHO FC I* WHO FC | [ ] e STELLAR
do: WHO FC Il e |
WHO FC Il [ | [ ]
WHO FC IV il [ ]
Po przeszczepieniu [ ]
ptuca/serca L
Zgon I I
Przejscie z WHO FC |1 WHO FC | il [ ]
do: WHO FC Il e e
WHO FC Ill [ | [ ]
WHO FC IV [ | [ ]
Po przeszczepieniu [ ]
ptuca/serca -
Zgon I I
Przejscie z WHO FC IlI WHO FC | [ [
do: WHO FC I | e
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Zatozenie/parametr

Wartos¢ w analizie pod-
stawowej

Zrodto

WHO FC 11l

WHO FC IV

Po przeszczepieniu
ptuca/serca

Zgon

Przejscie z WHO FC IV*
do:

WHO FC |

WHO FC Il

WHO FC 1l

WHO FC IV

Po przeszczepieniu
ptuca/serca

Zgon

Przejscie z przeszcze-
pienie ptuca/serca do:

WHO FC |

WHO FC Il

WHO FC 1l

WHO FC IV

Po przeszczepieniu
pluca/serca

Zgon

Roczne prawdopodo-
bienstwo hospitalizacji
z powodu nadcisnienia

ptucnego

WHO FC |

WHO FC Il

WHO FC Ill

WHO FC IV

COMPERA

Po przeszczepieniu
ptuca/serca

a2

8,0% 8,0

e

Zatozenie

Struktura pacjentow
w ramach terapii pod-
stawowej, %

Bosentan

Macitentan

Sildenafil

Riociguat

Epoprostenol

Treprostinil i.v.

Treprostinil s.c.

lloprost

Seleksypag

badanie ankie-
towe, oblicze-
nia wtasne

Koszty so-
taterceptu,

Winrevair® 45 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

bez RSS

Winrevair® 60 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair® 90 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Informacja za-
mawiajacego
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Zatozenie/parametr

Wartos¢ w analizie pod-
stawowej

Zrodto

Winrevair® 120 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Koszty so- | Winrevair® 45 mg, proszek do spo-
taterceptu, | rzadzania roztworu do wstrzykiwan
Z RSS

Winrevair® 60 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair® 90 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Winrevair® 120 mg, proszek do spo-
rzadzania roztworu do wstrzykiwan

Informacja za-
mawiajacego

Koszty pozostatych le-

Bosentan 494,54 PLN | Komunikat DGL
kow Macitentan 5768,19 PLN | Raport refunda-
cyjny 2025,

Uchwata Rady

NFZ

Sildenafil 36,75 PLN | Komunikat DGL
Riociguat 3 929,08 PLN | Raport refunda-
cyjny 2025,

Epoprostenol 261,39 PLN Uchwala Radly
NFZ

Treprostinil 8 610,54 PLN | Komunikat DGL
lloprost 60,24 PLN | Raport refunda-
cyjny 2025,

Seleksypag 20 977,50 PLN lichwala Rady
NFZ

Koszty
podania
lekow

Hospitalizacja zwiazana z rozpocze- 3 644,12 PLN
ciem leczenia: epoprostenol
Hospitalizacja zwigzana z implantacjg 2 406,56 PLN
cewnika permanentnego: epoprostenol
Hospitalizacja zwigzana z rozpocze- 2 406,56 PLN
ciem leczenia: treprostinil i.v.
Hospitalizacja zwigzana z rozpocze- 861,49 PLN
ciem leczenia: treprostinil s.c.
Hospitalizacja zwigzana z rozpocze- 861,49 PLN

ciem leczenia: sotatercept

Oszacowanie na
podstawie AE
Uptravi,
37/2024/DS0OZ,
100/2024 ZLC,
Informatora
Swiadczen

Koszty podstawowe]j WHO FC | 15 050,81 PLN Oszacowanie,
opieki WHO FC Il 15 050,81 PLN por. "‘z’zgz‘i
WHO FC Ill 16 661,84 PLN o
WHO FC IV 20 114,44 PLN
Koszty pozostatych Hospitalizacja 9 880,78 PLN | 120/2024/DS0OZ;
swiadczen 52/2023 ZLC
Przeszczep ptuca 364 255,64 PLN | 37/2024/DSOZ;

100/2024 ZLC

Sredni koszt opieki ter-
minalnej

3 917,98 PLN

Oszacowanie
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Zatozenie/parametr

Wartos¢ w analizie pod-
stawowej

Zrodto

*Ze wzgledu na niewielka liczbe pacjentow w grupach FC | i FC IV, jednakowe, zebrane dane
taczne dla obu ramion byty wykorzystane do parametryzacji obu ramion: sotatercept + BGT oraz
BGT, zaktadajac brak roznic w prawdopodaobienstwach przejsc z grup FC | i FC |V pomiedzy ramio-

nami teraiii.

*** Przyjeto, ze dane wejsciowe dla stanu ,,po przeszczepieniu ptuca/serca” sa takie same jak

w stanie WHO FC | ze wzgledu na brak danych dotyczacych przeszczepu w badaniu STELLAR i lite-
raturze w ogole, co wynikalo gtownie z rzadkiego charakteru przeszczepu u pacjentow z PAH.
BNP-PL — Ogélnopolska Baza Nadcisnienia Plucnego; CHB — cena hurtowa brutto; FC — klasa
czynnosciowa; i.v. — podanie dozylne (tac. in venam); RSS — mechanizm dzielenia ryzyka; s.c. —
podanie podskorne (ang. subcutaneous injection); WHO — World Health Organization.
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3 Wyniki analizy wptywu na budzet
3.1 Aktualne roczne wydatki NFZ

W celu oszacowania aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowa-
nia Swiadczen ze srodkéw publicznych, przyjeto liczebnos¢ populacji oparta na danych po-
chodzacych z ogolnopolskiej bazy nadcisnienia ptucnego (BNP-PL) oraz przeprowadzonego
badania ankietowego (por. rozdz. 2.2.2). Analogicznie do scenariuszy niniejszej analizy, przy-
jeto, ze pacjenci bedg wchodzi¢ do modelu kwartalnie, a catkowita roczna liczba pacjentow
objetych leczeniem wyniesie [ I EEEEEEEEEGEGEEEEEEEEE
I oo T:b. 3). Szacowanie aktualnych rocznych wydatkow NFZ,
ponoszonych na leczenie catej populacji docelowej nie jest tozsame z kosztami pierwszego
roku scenariusza istniejacego, gdyz sa to szacowania kosztow dla roznych wielkosci popula-
cji.

W Tab. 25 przedstawiono strukture pacjentow otrzymujacych dany lek w ramach terapii pod-
stawowej wsrod pacjentow z niepowodzeniem/nietolerancja dotychczasowego leczenia oraz
wzgledng zmiane terapii w zaleznosci od stopnia zaawansowania klasy WHO FC.

Tab. 25. Struktura stosowania poszczegolnych lekow w ramach terapii podsta-
wowej wsrod pacjentow po niepowodzeniu leczenia

Rodzaj terapii Struktura | Zmiana w odniesieniu do struktury podstawowej po roku
pacjentow od wejscia do modelu
te::;‘?‘i“;‘gj WHO FC | WHO FCIl |  WHO FC Nl WHO FC |
stawowej, %

Terapia dwulekowa
Bosentan e 0,0% 0,0% 0,0% 26,0%
Macitentan ] 0,0% 0,0% 0,0% 26,0%
Sildenafil [ 0,0% 0,0% 0,0% -22,4%
Riociguat [ 0,0% 0,0% 0,0% 40,7%
Epoprostenol [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
Treprostinil i.v. [ ] -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
Treprostinil s.c. [ ] -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
lloprost [ ] -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%
Seleksypag [ -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%

Terapia trzylekowa
Bosentan [ 0,0% 0,0% 0,0% 0,0%
Macitentan [ 0,0% 0,0% 0,0% 0,0%
Sildenafil e 0,0% 0,0% 0,0% 0,0%
Riociguat [ 0,0% 0,0% 0,0% 40,7%
Epoprostenol [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
Treprostinil i.v. [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
Treprostinil s.c. [ -90,0% 0,0% 0,0% 58,1%
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Rodzaj terapii Struktura | Zmiana w odniesieniu do struktury podstawowej po roku
pacjentow od wejscia do modelu
wramach |~ wyorc) | WHOFCI| WHOFCHI| WHOFCI

terapii pod-

stawowej, %
Iloprost B -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%
Seleksypag [ -90,0% 0,0% 0,0% 114,5%
Zrédto Obliczenia Obliczenia na podstawie Pizzicato 2022

na podstawie

ankiety eks-

pertow

FC — klasa czynnosciowa (ang. functional class); i.v. — podanie dozylne (tac. in venam); s.c. —
podanie podskérne (ang. subcutaneous injection); WHO — Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang.
World Health Organization).

Oszacowane aktualne roczne wydatki (uwzgledniajace koszty lekow, ich podania, opieki pod-
stawowej, hospitalizacji i przeszczepow oraz opieki terminalnej) podmiotu zobowiazanego
do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych, ponoszonych na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku wyniosty | | Bl PLN — patrz tabela ponizej.

Tab. 26. Aktualne roczne wydatki NFZ

Kategoria kosztow Perspektywa NFZ (jednakowe dla wariantu
z oraz bez RSS)

Koszty lekow (wszystkich)

w tym koszty sotaterceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawowej

Koszty hospitalizacji i przeszczepu

Koszty opieki terminalnej

Koszty sumaryczne

Wszystkie koszty podano w PLN.
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu ryzyka.

Poniewaz preparat Winrevair ® nie jest w tej chwili refundowany w zadnym wskazaniu, koszty
aktualnych rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srod-
kow publicznych, ponoszonych na leczenie preparatem Winrevair ® (w skojarzeniu z terapia
dwu- lub trzylekowa) pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku wynosza 0 PLN.

Co istotne, aby odtworzyc przeprowadzone obliczenia aktualnych rocznych wydatkow NFZ
w zataczonym modelu nalezy wprowadzi¢ dane wejsciowe zgodnie z powyzszym opisem,
a nastepnie wcisngc przycisk ,,Run Results” w zaktadce ,,Full Results with current input”.

3.2 Wariant podstawowy

W przypadku wariantu podstawowego bez uwzglednienia schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio [ EGTGEG
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B | | roku analizy. Laczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wy-

niosty [ NN . | i || roku analizy i byty I od kosztow

dla scenariusza obecnego odpowiednio o 49 183 213,58 PLN i 129 050 154,38 PLN (por. Tab.
27).

W przypadku wariantu podstawowego z uwzglednieniem schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio [ GGG
I | i || roku analizy. Laczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wynio-

sty [ | i || roku analizy i byty M od kosztow dla
scenariusza obecnego odpowiednio [ G o 1:b. 27).

Tab. 27. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu podstawowego

Kategoria kosztow Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa NFZ (z RSS)
I rok Il rok | rok Il rok
Scenariusz istniejacy
Koszty lekow (wszyst- I D D
kich)
w tym koszty sotater- [ | [ [ |
ceptu
Koszty podania lekow I I I I
Koszty opieki podstawo- | [ IININ B HEEEE BN 2B
wej
Koszty hospitalizacji I I I I
i przeszczepu
Koszty opieki terminal- I I I I
nej
Koszty sumaryczne I B N
Scenariusz nowy
Koszty lekow (wszyst- I B N
kich)
w tym koszty sotater- | [ RREEEEI N NN
ceptu
Koszty podania lekow I = I
Koszty opieki podstawo- | I NN B B
wej
Koszty hospitalizacji I I I I
i przeszczepu
Koszty opieki terminal- I . . I
nej
Koszty sumaryczne I D D |
Koszty inkrementalne
Koszty lekow (wszyst- | [ EEEE I NN S
kich)
w tym koszty sotater- | [ RN = HEEEEE BN
ceptu
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Kategoria kosztow | Perspektywa NFZ (bez RSS) | Perspektywa NFZ (z RSS)
| rok Il rok | rok Il rok

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-

] ] I I
] ] ] I
wej
Koszty hospitalizacji ] ] I ]
i przeszczepu
Koszty opieki terminal- I ] ] ]
nej
Koszty sumaryczne 49 183 213,58 | 129 050 154,38 | GGG T

Wszystkie koszty podano w PLN.
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu ryzyka.

3.3 Wariant minimalny

W przypadku wariantu minimalnego bez uwzglednienia schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio |GG
I | || roku analizy. Laczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wynio-

sty | / | i !! roku analizy i byty I od kosztéw dla

scenariusza obecnego odpowiednio o 37 686 442,95 PLN i 98 895 288,89 PLN (por. Tab. 28).

W przypadku wariantu minimalnego z uwzglednieniem schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio [ EGTGTGcGcGGGEGENG
B - i || roku analizy. Laczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wynio-

sty |, - | i || roku analizy i byty [ od kosztow dla
scenariusza obecnego odpowiednio [ GTGTcNGGGEEEEEEEEEEEEEEEE (oo 7:=b. 23).

Tab. 28. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu minimalnego

Kategoria kosztow Perspektywa NFZ (bez RSS) Perspektywa NFZ (z RSS)
I rok | Il rok I rok Il rok

Scenariusz istniejacy

Koszty lekow (wszystkich)

w tym koszty sotaterceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji
i przeszczepu

Koszty opieki terminalnej

Koszty sumaryczne

Scenariusz nowy

Koszty lekow (wszystkich)

w tym koszty sotaterceptu

Koszty podania lekow

| I I
| I I
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Kategoria kosztow

Perspektywa NFZ (bez RSS)

Perspektywa NFZ (z RSS)

-
[=]
=

Il rok

3
=

Il rok

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji
i przeszczepu

Koszty opieki terminalnej

Koszty sumaryczne

Koszty inkrementalne

Koszty lekow (wszystkich)

w tym koszty sotaterceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji
i przeszczepu

Koszty opieki terminalnej

Koszty sumaryczne

37 686 442,95

98 895 288,89

Wszystkie koszty podano w PLN.
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu ryzyka.

3.4 Wariant maksymalny

W przypadku wariantu maksymalnego bez uwzglednienia schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio
I | || roku analizy. taczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wy-

niosty | 1 | i I roku analizy i byty B od kosztéw

dla scenariusza obecnego odpowiednio o 69 832 800,16 PLN i 183 260 531,39 PLN (por. Tab.

29).

W przypadku wariantu maksymalnego z uwzglednieniem schematu podziatu ryzyka oszaco-
wane koszty roczne dla preparatu Winrevair® wyniosty odpowiednio [ N GNG
I . | || roku analizy. Laczne koszty leczenia w scenariuszu nowym wy-
niosty [ G - | i || roku analizy i byty [ od kosztow
dla scenariusza obecnego odpowiednio [ EGTcGNGNNNNEEEEEEEEEEEEEEEEEE o T:b.

29).

Tab. 29. Zestawienie wynikow analizy dla wariantu maksymalnego

Kategoria kosztow

Perspektywa NFZ (bez RSS)

Perspektywa NFZ (z RSS)

| rok Il rok | rok Il rok
Scenariusz istniejacy
Koszty lekow (wszyst- B I D
kich)
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Kategoria kosztow | Perspektywa NFZ (bez RSS) | Perspektywa NFZ (z RSS)

Il rok

w tym koszty sotater-
ceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji
i przeszczepu

Koszty opieki terminal-
nej

Koszty sumaryczne

Scenariusz nowy

Koszty lekow (wszyst-
kich)

w tym koszty sotater-
ceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji

i przeszczepu

Koszty opieki terminal-
nej

Koszty sumaryczne

Koszty inkrementalne

Koszty lekow (wszyst-
kich)

w tym koszty sotater- "
ceptu

Koszty podania lekow

Koszty opieki podstawo-
wej

Koszty hospitalizacji
i przeszczepu

]

=
II I |
I I I r

o

Koszty opieki terminal-
nej

-
I |

—
=]
w
M~
o~
(=]
wun
W
-
w
O

Koszty sumaryczne 69 832 800,16

Wszystkie koszty podano w PLN.
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia; PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podzialu ryzyka.
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3.5 Podsumowanie wynikow analizy wptywu na
budzet

Wyniki wszystkich wariantow przeprowadzonej analizy, w wersji bez iz RSS wskazuja, ze
pozytywna decyzja refundacyjna bedzie generowata dodatkowe wydatki z perspektywy NFZ
(tozsamej z perspektywa wspolng) (por. Tab. 30).

Tab. 30. Zestawienie wynikow catkowitych kosztoéw inkrementalnych wszyst-
kich wariantow niniejszej analizy

Wariant ana- Wersja bez RSS Wersja z RSS
lizy | rok analizy Il rok analizy | rok analizy Il rok analizy
podstawowy 49 183 213,58 129 050 154,38 ] ]
minimalny 37 686 442,95 98 895 288,89 ] [
maksymalny 69 832 800,16 183 260 531,39 ] I

Wszystkie koszty podano w PLN.
PLN — polski ztoty; RSS — mechanizm podziatu ryzyka.
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4 Dyskusja wynikoéw i ograniczen

Celem niniejszej analizy byto oszacowanie wptywu na wydatki ptatnika publicznego wydania
pozytywnej decyzji o objeciu leku Winrevair® (sotatercept) stosowanego w skojarzeniu z te-
rapig dwu- lub trzylekowa finansowaniem w ramach istniejacego programu lekowego B.31
,Leczenie tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)” w populacji dorostych
pacjentéw z tetniczym nadcisnieniem ptucnym z klasa czynnosciowa Il do Ill wg Swiatowej
Organizacji Zdrowia, u ktorych dotychczasowe leczenie schematem dwulekowym oraz troj-
lekowym jest nieskuteczne lub zle tolerowane.

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) w horyzoncie dwoch ko-
lejnych lat. W analizie uwzgledniono koszty lekow, ich podania w ramach programu leko-
wego, koszty hospitalizacji, koszty podstawowej opieki (w ramach ktorej uwzgledniano
koszty wizyt kontrolnych, diagnostyki i monitorowania, wizyt ambulatoryjnych oraz tlenote-
rapii — koszty ponoszone w ramach programu lekowego oraz dodatkowe, nieuwzglednione
w programie lekowym) oraz koszty opieki terminalnej.

Analiza scenariuszowa objeta scenariusz istniejacy, w ktorym przyjeto brak refundacji sota-
terceptu w analizowanym wskazaniu, oraz scenariusz nowy, w ktorym zatozono objecie re-
fundacja preparatu Winrevair ® w ramach istniejacego programu lekowego B.31 ,Leczenie
tetniczego nadcisnienia ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)". Dla kazdego ze scenariuszy roz-
patrywano trzy warianty: podstawowy, minimalny i maksymalny, roznigce sie wielkoscig po-
pulacji uwzglednionej w niniejszej analizie. Analize przeprowadzono w dwoch wersjach ce-
nowych: bez uwzglednienia mechanizmu dzielenia ryzyka (RSS) oraz z uwzglednieniem RSS
(redukujacego koszty ptatnika publicznego) — na podstawie informacji Zamawiajacego o ce-
nie sotaterceptu oraz danych NFZ 2025 o efektywnych cenach dla pozostatych lekow
uwzglednionych w niniejszej analizie.

Oszacowanie wielkosci populacji docelowej uwzglednionej w niniejszej analizie, a tym sa-
mym zgodnie z jej definicja przysztych udziatow sotaterceptu w skojarzeniu z terapiaq dwu-
lub trzylekowa w rynku lekow w scenariuszu nowym, zostato okreslone na podstawie opinii
ekspertow i sa to wartosci z ograniczona niepewnoscia. Nalezy jednak podkreslic, ze sza-
cunki te oparte sg tym samym na analizie danych dotyczacych rzeczywistej praktyki klinicz-
nej, stanowia wiec rzetelne przyblizenie rzeczywistosci. Dodatkowo dla parametrow tych
zostata przeprowadzona analiza wrazliwosci testujaca odpornos$¢ uzyskanych wynikéow na
niepewnos¢ dotyczaca przeprowadzonych oszacowan.

Ograniczeniem analizy jest fakt, ze model opiera sie na wynikach klinicznych w populacji
badania STELLAR, ktore moga nie by¢ odzwierciedlone na rzeczywistej populacji pacjentow
z potencjalnie roznymi profilami pacjentow (takimi jak wyjsciowy stan FC, sktad terapii pod-
stawowej i wiek). Jednak ograniczenie to prawdopodobnie bedzie miato niewielki wptyw na
szacowane inkrementalnej zmiany wydatkow w ramach niniejszej analizy, biorac pod uwage,
ze wyniki badania STELLAR pokazujg, ze wzgledny efekt leczenia miedzy sotaterceptem +
terapia podstawowa a placebo + terapia podstawowa byt spojny we wstepnie okreslonych
podgrupach, w tym, ale nie wytacznie, w definicji terapii podstawowej.
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Ponadto wiemy, ze wielu pacjentow moze zmienic leki lub dodac dodatkowy lek (w przy-
padku pacjentow, u ktorych nie powiodto sie leczenie terapia dwulekowg). Zgodnie z wyni-
kami przeprowadzonego badania ankietowego

B \icmniej w modelu pacjenci w ramach terapii podstawowej pozostaja na swo-
jej obecnej terapii do momentu eskalacji do WHO FC IV. Wiaze si¢ to z niedoszacowaniem
kosztow terapii podstawowej, zwtaszcza wsérdd pacjentow stosujacych terapie dwulekowa,
u ktorych terapia ta sie nie powiodta (byta nieskuteczna lub zle tolerowana). W rezultacie
otrzymane wyniki inkrementalne sg nieco zawyzone z powodu niedoszacowania rocznych
kosztow zakupu lekow na terapie podstawowa. Tym samym stanowi to konserwatywne zato-
zenie niniejszej analizy.

Wyniki wszystkich wariantow przeprowadzonej analizy, w wersji bez iz RSS wskazuja, ze
pozytywna decyzja refundacyjna bedzie || GGG - perspektywy NFZ

(tozsamej z perspektywa wspolng) (por. Tab. 30).

Wynik inkrementalnej zmiany wydatkow wynikajq gtownie z kosztow nabycia sotaterceptu,
co jest spowodowane faktem, ze sotatercept ma byc stosowany jako terapia uzupetniajaca
do terapii podstawowej (dwu- lub trzylekowej), a nie zastepowac istniejace terapie. Jedno-
czesnie stosowanie sotaterceptu wigze sie ze zmniejszeniem liczby hospitalizacji z powodu
PAH, przeszczepow ptuc/serca, zgonow oraz liczby pacjentow wymagajacych stosowania do-
zylnych prostacyklin (epoprostenolu lub treprostinilu) a tym samym ze zmniejszeniem kosz-
tow medycznych (takich jak: koszty podstawowej opieki, hospitalizacji i przeszczepow oraz
koszty opieki terminalnej).

W decyzji o ewentualnej refundacji nalezy uwzglednic takze dodatkowe korzysci zdrowotne,
tj. wyniki analizy wptywu na budzet rozpatrywac w kontekscie korzystnych wynikow analizy
klinicznej i kosztowej-efektywnosci. Stosowanie sotaterceptu w skojarzeniu z terapia dwu-
lub trzylekowa wiaze sie z poprawa wynikow testu 6-minutowego marszu bedacego spraw-
dzonym, klinicznie istotnym pomiarem wydolnosci fizycznej i wydolnosci funkcjonalnej. Po-
nadto istotnie wptywa na polepszenie wielosktadnikowej poprawy stanu zdrowia oraz po-
prawy klasy czynnosciowej WHO przy akceptowalnym profilu bezpieczenstwa. Wyniki prze-
prowadzonej analizy skutecznosci wskazuja tym samym, Ze dodanie sotaterceptu do sche-
matu optymalnego leczenia podstawowego przynosito poprawe istotng zarowno statystycz-
nie jak i klinicznie. Dodatkowo wyniki analizy ekonomicznej jednoznacznie wskazuja na wy-
soka korzys¢ Kliniczna w postaci [ G o 2<: cia pacienta (I
) -« rowniez uzyskanych dodatkowych lat zycia skorygowanych o jego
jakosc (NG -

Ponadto odpowiednio dobrana terapia do okreslonego stanu klinicznego chorego przyczyni
sie do zwiekszenia skutecznosci jej leczenia, a tym samym do poprawy sytuacji chorych
z tetniczym nadcisnieniem ptucnym. Wykorzystanie zasobow opieki zdrowotnej w przypadku
PAH jest znaczace, a zwigzane z tym koszty sg Srednio cztery razy wyzsze niz w przypadku
pacjentow bez PAH, gtownie z powodu czestych i kosztownych hospitalizacji, wizyt ambula-
toryjnych oraz wizyt w stanie nagtym. Wykorzystanie zasobow opieki zdrowotnej w przy-
padku PAH jest przede wszystkim napedzane przez hospitalizacje, ktore wystepuja czesto
i wiaza sie z wysokimi kosztami. Srednia dtugo$¢ pobytu pacjentéw hospitalizowanych z po-
wodu zdarzen zwigzanych z PAH wynosi od 3,8 do 4,4 dni, co jest dtuzsze niz pobyty pacjen-
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tow hospitalizowanych z powodu zdarzen niezwiazanych z PAH (od 2,3 do 2,6 dni) w tej sa-
mej populacji pacjentow. Znaczacy wptyw to na wykorzystanie zasobow opieki zdrowotnej
wskazuje na potrzebe poprawy strategii leczenia, ktore moga zmniejszyC postep choroby
i liczbe hospitalizacji [Exposto 2021].

Wytyczne dotyczace leczenia PAH zalecaja wczesne leczenie skojarzone, ktore celuje
w szlaki sygnalizacyjne endotelin i tlenku azotu (ERA + PDE5i), a nastepnie eskalacje do te-
rapii prostacyklinowej w miare postepu choroby. Obecne wytyczne uznajg potrojna terapie
skojarzona, celujaca w kazdy szlak sygnalizacyjny powodujacy wazodyilatacje, w tym stoso-
wanie prostacykliny podawanej parenteralnie, za maksymalng terapie medyczng przed prze-
szczepem ptuc lub serca [ESC/ERS 2022]. Eksperci w dziedzinie tetniczego nadcisnienia ptuc-
nego zidentyfikowali zatrzymanie lub odwrécenie remodelowania naczyniowego ptuc, ktore
jest podstawowa przyczyng PAH, jako kluczowa potrzebe dla przysztych terapii [Humbert
2023].
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5 Whnioski koncowe

Przeprowadzona analiza wykazata, ze pozytywna decyzja o objeciu preparatu leku Win-
revair® (sotatercept) stosowanego w skojarzeniu z terapia dwu- lub trzylekowa finansowa-
niem w ramach istniejacego programu lekowego B.31 ,Leczenie tetniczego nadcisnienia

ptucnego (TNP) (ICD-10 127, 127.0)” [ RN - o' spcktywy NFZ,

zarowno w pierwszym, jak i w drugim roku analizy.

Dla analizy podstawowej bez uwzglednienia schematu podziatu ryzyka z perspektywy ptat-
nika publicznego beda to wydatki zwiekszone o 49 183 213,58 PLN w pierwszym roku analizy
i 129 050 154,38 PLN w drugim roku analizy. Natomiast w wersji analizy uwzgledniajacej RSS
stosowanie preparatu Winrevair ® z perspektywy NFZ bedzie

I oclpowiednio w pierwszym i drugim roku.

Stabilnosc wnioskowania w odniesieniu do uzyskiwanych wynikow zostata potwierdzona we
wszystkich wariantach analizy wrazliwosci. || GG orowadzenie wniosko-
wanej refundacji jest zasadne, gdyz przyczyni sie do zwiekszenia spektrum terapeutycznego
w leczeniu dorostych chorych z tetniczym nadcisnieniem ptucnym z klasa czynnosciowa Il do
Il wg WHO, u ktorych dotychczasowe leczenie schematem dwulekowym oraz trojlekowym
jest nieskuteczne lub Zle tolerowane i tym samym umozliwi specjalistom w tej dziedzinie
wybor spasobu podania leku najkorzystniejszy dla okreslonego chorego. Dodatkowo nalezy
miec na uwadze, ze nowa opcja terapeutyczna, zgodnie z wynikami przeprowadzonej ana-
lizy klinicznej, istotnie wptywa na polepszenie wynikow testu 6-minutowego marszu beda-
cego sprawdzonym, klinicznie istotnym pomiarem wydolnosci fizycznej i wydolnosci funk-
cjonalnej. Ponadto istotnie wptywa na polepszenie wielosktadnikowej poprawy stanu zdro-
wia oraz poprawy klasy czynnosciowej WHO przy akceptowalnym profilu bezpieczenstwa.
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6 Aneks 1. Wyniki ankiety
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Tab. 31 |

Rodzaj terapii | Ogélna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Il Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow
Terapia dwulekowa
I H | | H H | | H
— = | - = . ] ] o
I | | | | | | | |
I N || || || || | || |
I || | H I H || || |
I || | | I | | I |
I | I I Il I I I I
I i || | || || || || ||
I | | H || H | | I
I | | | | |
| [ I I
I || |
Terapia trojlekowa
I || | | | H | | |
I || | || || I | | |
I || | || || I || | |
I | | | || | | | |
I || H H H | | H H
I | | H || H || I H
I W - ] - o 1 - -
I | | H | | | H H
| |
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Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Ill Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow
I | ||

BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO - riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildenafil; TRE — treprostinil.

Tab. 32.

Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Il Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow
Terapia dwulekowa
] m | - ] o - - [
N || || | || | || || |
| N | | || | || || ||
I H | H | I | | ||
1 Ll 1l | _Il | Il _§ |
L | __ __ || __ __ | |
| | | | | | | H |
I i | | | I | | H
N i | H | H | | H
[ i H __ | __ __
| L] | |
I || |
Terapia trojlekowa
I | __ __ | __ __ | __
I N | | || H | | |
I N | | || | | | |
I N | | || | | | I
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Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Ill Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow
I || I Il | | I | | I
I [] | | | | | | |
I [ ] i I I H I H I
I | H || | H | | H
| |
I | Il

BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO - riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildenafil; TRE — treprostinil.

Tab. 33.

Rodzaj terapii | Ogélna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Il Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow

Terapia dwulekowa -
I || | I | H I H |
| H I I H I I | I
I || | | | | | | |
I || | || | I | | |
I L] | | I | I H I
N || | | | | | | H
N | | H H H | | |
— 0 — 1 - - ] _J - L
[ i | | I H _ H _
I | | | | | I
| || | |
I H I
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Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Ill Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana

pacjentow

Terapia trojlekowa

I [] | | | | | | |
I [ ] i I I H I H I
I || H || H H | | H
I || | || || I | | ||
I || | || I I | | I
I ] - H I I I H I
I || | | H H | H H
I | I - || H I I |

| |
I | H

BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO - riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildenafil; TRE — treprostinil.

Tab. 34.

Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert I Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana
pacjentow
Terapia dwulekowa

L H | | | | |

I H H H | | |

I || H H I | |

I N | | || | ||

I || | | | | I

I || | H H | |

I | || | || | I

52




Winrevair® (sotatercept) w skojarzeniu z innymi terapiami stosowanymi w leczeniu tetniczego nadcisnienia plucnego

Rodzaj terapii | Ogolna liczba Ekspert | Ekspert Il Ekspert Ill Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana

pacjentow
I | I Il | | I | | I
I i | | | | | | |
i i i I I H I
|| | | H
I H |

[ Terapia trojlekowa

I ] - H I I I H I
I || | | H H | H H
I || | | I | | H |
I | I l I I 1 I I
I L] - | I I Il H I
I W | || | __ | H |
I || H H H H H H H
I | H H I Il H H |

| |
- | i |

BOS — bosentan; EPO — epoprostenol; ILO — iloprost; MAC — macytentan; RIO

Tab. 35.

riocyguat; SEL — seleksypag; SIL — sildenafil; TRE — treprostinil.

* Ekspert | Ekspert Il Ekspert Il Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana | Korekta me-
diany
- L L L L L L | L
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ﬁ Ekspert | Ekspert Il Ekspert lll Ekspert IV Ekspert V Ekspert VI Mediana Kli:irekt?1 me-
iany

_ I I | | | I I |
- I I I I I I | I
_ I I I | I I I I

F

Rodzaj terapii Ekspert | Ekspert Il Ekspert Il Ekspert IV ' Ekspert V Ekspert VI Mediana | Korekta me-
diany

- I N i i I | I i
‘ L N I I I L I I
— I I I i I I I ||
I || - | || | I || ||
I H N H H | || H H
I N H H H I H H H
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Rodzaj terapii

Ekspert |

Ekspert Il

Ekspert lll

Ekspert IV

Ekspert V

Ekspert VI

Mediana

Korekta me-
diany
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