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KARTA NIEJAWNOŚCI 

Dane zakreślone kolorem żółtym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnicę 
przedsiębiorcy (nie dotyczy). 
Zakres wyłączenia jawności: nie dotyczy. 
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji publicznej 
(Dz. U. z 2022r., poz.902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji 
(Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z późn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków 
spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)1) i  art. 35a 
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz 
wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)2). 
Organ dokonujący wyłączenia jawności:  Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 

Dane zakreślone kolorem czerwonym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na prywatność 
osoby fizycznej. 
Zakres wyłączenia jawności: dane osobowe.  
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust.1 ustawy z dnia 6 września 2001 r.  o dostępie do informacji publicznej 
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia 
2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego 
przepływu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. 
z 2016 r.119.1). 
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: nie dotyczy. 

Dane zakreślone kolorem czarnym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnicę 
przedsiębiorcy (Janssen-Cilag International NV, Bayer AG, Ferrer Internacional, S.A., . Amomed Pharma GmbH). 
Zakres wyłączenia jawności: rzeczywiste ceny.  
Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r. o dostępie do informacji publicznej 
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji 
(Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z późn. zm.),  art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków 
spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)1) i  art. 35a 
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz 
wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)2). 
Organ dokonujący wyłączenia jawności: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 
Podmiot, w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: Janssen-Cilag International NV, Bayer AG, Ferrer 
Internacional, S.A.,. Amomed Pharma GmbH. 

Dane zakreślone kolorem szarym stanowią informacje publiczne podlegające wyłączeniu ze względu na tajemnice 
przedsiębiorców (Janssen-Cilag International NV, Bayer AG, Ferrer Internacional, S.A., . Amomed Pharma GmbH). 
Zakres wyłączenia jawności: rzeczywiste ceny. 

Podstawa prawna wyłączenia jawności: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 września 2001 r.  

o dostępie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. 

o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z późn. zm.),  art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 

2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

(Dz. U. z 2025 r., poz. 907)1) i  art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025r., poz. 907)2). 

Organ dokonujący wyłączenia jawności:  Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 

Podmiot w interesie którego dokonano wyłączenia jawności: Janssen-Cilag International NV, Bayer AG, Ferrer 

Internacional, S.A., . Amomed Pharma GmbH. 

 

 
1 podstawa prawna zakreśleń danych objętych  tajemnicą przedsiębiorcy będącego wnioskodawcą w rozumieniu ustawy z dnia 
12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia  żywieniowego oraz wyrobów 
medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907 z późn. zm.)  
2 podstawa prawna zakreśleń w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objętych tajemnicą przedsiębiorcy będącego 
wnioskodawcą w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia  żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907 z późn. zm.). 
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1. Przedmiot i historia zlecenia 

Minister Zdrowia pismem nr: PLR2.4500.1.3.2025.KKL z dnia 4 listopada 2025 r., na podstawie art. 31n pkt 5 
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych 
(Dz. U. z 2025 r. poz. 1461 z późn. zm.), zlecił Agencji przygotowanie materiałów analitycznych, zgodnych 
z wytycznymi HTA, dotyczących kompleksowych zmian treści programu lekowego B.31: „Leczenie tętniczego 
nadciśnienia płucnego (ICD-10 I27, I27.0). 

Na podstawie art. 16a ust. 5 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907, z późn. zm.), Minister 
Zdrowia zwraca się z prośbą o przekazanie opinii Prezesa Agencji w zakresie proponowanych zmian programu 
lekowego w oparciu o przygotowane materiały HTA. 

W ramach programu B.31 leczona jest populacja dorosła oraz pediatryczna. Najważniejsze proponowane zmiany 
obejmują: 

• w części dotyczącej osób dorosłych ≥ 18 r.ż.: 

o stosowanie od początku leczenia terapii dwulekowej: ERA (Bosentan) + inhibitory PDE5 
(Sildenafil); 

o poszerzenia zakresu wskazań dla substancji czynnych riociguat i macytentan w terapii 
skojarzonej; 

o uwzględnianie profilu ryzyka chorego z TNP przy podejmowaniu decyzji o terapii początkowej 
lub jej eskalacji; 

• w części dotyczącej dzieci (< 18 lat): 

o stosowanie od początku leczenia terapii dwulekowej: ERA + inhibitory PDE5; 

o uwzględnianie profilu ryzyka chorego z TNP jako kryterium włączenia do  terapii początkowej 
(monoterapii bosentanem i sildenafilem lub terapii dwulekowej prowadzonej za ich pomocą). 

Minister Zdrowia zwraca się z prośbą o analizę dwóch scenariuszy, tj. wprowadzenia w życie wszystkich zmian 
przewidzianych w załączonym projekcie programu lekowego oraz bez zmian dotyczących poszerzenia zakresu 
wskazań dla substancji czynnych riociguat i macytentan w terapii skojarzonej (zmiany zdefiniowane w pkt. 3 i 4 
przekazanego z przedmiotowym zleceniem załącznika). 

Należy zwrócić uwagę, iż w trakcie prac nad niniejszym raportem, nastąpiła zmiana treści aktualnie 
obowiązującego PL B.31. W obwieszczeniu Ministra Zdrowia z dnia 18 grudnia 2025 r. w sprawie wykazu 
refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów 
medycznych na 1 stycznia 2026 r., do programu zostały włączone preparaty sotaterceptu (lek Winrevair). Jest 
to lek o nowym mechanizmie działania (inhibitor sygnalizacji aktywiny) stosowany jako leczenie dodane 
do dotychczasowej terapii w celu poprawy wydolności wysiłkowej. Lek stanowi kolejną opcje terapeutyczną dla 
pacjentów w klasie czynnościowej III, u których dotychczasowe leczenie (2 lub 3 -składniowe) stosowane 
w programie lekowym nie pozwoliło na osiągniecie celów terapeutycznych. Ta substancja nie była uwzględniona 
w ocenianym projekcie zmian w programie. W związku z powyższym zostanie ona uwzględniona w ramach oceny 
proponowanych zmian (w treści aktualnie obowiązującego PL), natomiast zostanie pominięta w ramach 
oszacowań analizy wpływu na budżet.  
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2. Ocena proponowanych zmian w programie lekowym B.31 

Ocenę proponowanych zmian w treści programu lekowego B.31 „LECZENIE TĘTNICZEGO NADCIŚNIENIA 
PŁUCNEGO (TNP) (ICD-10 I27, I27.0)” przeprowadzono na podstawie: 

• Treści ChPL poszczególnych leków; 

• Wytycznych klinicznych European Society of Cardiology (ESC) and the European Respiratory Society 
(ERS) z 2022 r; 

Wytyczne ESC-ERS 2022 – zalecenia odnoszące się do zaproponowanych zmian: 

Ocena ciężkości choroby i ryzyka zgonu u pacjentów z tętniczym nadciśnieniem płucnym: 

• W niektórych przypadkach etiologii tętniczego nadciśnienia płucnego oraz u pacjentów z chorobami 
współistniejącymi należy rozważyć indywidualną optymalizację terapii, mając na uwadze, że nie zawsze 
można osiągnąć niski profil ryzyka. [Klasa rekomendacji IIa; Poziom dowodów B]; 

• Osiągnięcie i utrzymanie niskiego profilu ryzyka przy zoptymalizowanej terapii medycznej jest zalecane 
jako cel leczenia u pacjentów z tętniczym nadciśnieniem płucnym. [Klasa rekomendacji I; Poziom 
dowodów B]; 

Zalecenia dotyczące sekwencyjnej terapii skojarzonej lekami u pacjentów z idiopatycznym, dziedzicznym lub 
związanym z lekami tętniczym nadciśnieniem płucnym:  

• Nie zaleca się dodawania bosentanu do sildenafilu w celu zmniejszenia ryzyka wystąpienia zdarzeń 
związanych z zachorowalnością/śmiertelnością. [Klasa rekomendacji III; Poziom dowodów B]; 

• Dodanie bosentanu do sildenafilu można rozważyć w celu poprawy wydolności fizycznej. [Klasa 
rekomendacji IIb; Poziom dowodów C]; 

• Dodanie sildenafilu do bosentanu można rozważyć w celu poprawy wydolności fizycznej. [Klasa 
rekomendacji IIb; Poziom dowodów C]; 

• W celu poprawy wydolności wysiłkowej należy rozważyć dodanie riocyguatu do bosentanu. [Klasa 
rekomendacji IIa; Poziom dowodów B]; 

• W celu zmniejszenia ryzyka wystąpienia zdarzeń związanych z zachorowalnością/śmiertelnością zaleca 
się dodanie makitentanu do inhibitorów PDE5 lub doustnych/inhalacyjnych analogów prostacykliny. 
[Klasa rekomendacji I; Poziom dowodów B] 

Leczenie pacjentów bez reakcji naczyniowej z idiopatycznym (IPAH), dziedzicznym (HPAH) lub związanym 
z lekami (DPAH) nadciśnieniem płucnym, którzy nie mają współistniejących chorób sercowo-płucnych: 

• U pacjentów z IPAH/HPAH/DPAH, u których występuje średnie lub niskie ryzyko zgonu podczas leczenia 
ERA/PDE5i, można rozważyć zmianę leczenia z PDE5i na riociguat. [Klasa rekomendacji IIb; Poziom 
dowodów B] 

Pediatryczne nadciśnienie płucne: 

• Osiągnięcie i utrzymanie niskiego profilu ryzyka powinno być traktowane jako odpowiednia odpowiedź 
na leczenie u dzieci z tętniczym nadciśnieniem płucnym. [Klasa rekomendacji IIa; Poziom dowodów C] 
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3. Opinie ekspertów klinicznych 

Do przedmiotowego zlecenia MZ została dołączona opinia przygotowana przez ekspertów w dziedzinie 
diagnostyki i leczenia tętniczego nadciśnienia płucnego (TNP), w tym członków Zarządu Sekcji Krążenia 
Płucnego Polskiego Towarzystwa Kardiologicznego. Poniżej przedstawiono wybrane fragmenty z tego 
dokumentu, odnoszące się do zmian, które zostały uwzględnione w nowej treści PL B.31 „LECZENIE 
TĘTNICZEGO NADCIŚNIENIA PŁUCNEGO (TNP) (ICD-10 I27, I27.0)”. Całość dokumentu stanowi załącznik do 
niniejszego raportu. 

„PROPOZYCJE ZMIAN W TREŚCI PROGRAMU LEKOWEGO B.31  
w części dotyczącej osób dorosłych ≥ 18 r.ż. Część A 

(…) 

b) Stosowanie od początku leczenia terapii dwulekowej: połączenia leku z grupy ERA i leku z grupy 
inhibitorów PDE5, 

c) Uwzględnianie profilu ryzyka chorego z TNP przy podejmowaniu decyzji o terapii początkowej lub 
jej eskalacji 

Ad b) Terapia dwulekowa od początku leczenia TNP: ERA+ inhibitor PDE5. 

(…) W innych badaniach u chorych z nowo rozpoznanym TNP, u których stwierdzono niskie lub pośrednie ryzyko, 
również wskazywano na korzyści początkowej dwulekowej terapii skojarzonej z zastosowaniem ERA i inhibitora 
PDE5 [Stibon 2020, Badagliacca 2021, Hassoun 2015, Kirtania 2019] i takie połączenie ma wysoką rekomendację 
w obowiązujących wytycznych – IIA  

Należy przy tym podkreślić, że stosowane w programie B.31 połączenie bosentanu z sildenafilem w terapii II rzutu 
jest niekorzystne i ma w świetle wytycznych rekomendację klasy III = jest przeciwwskazane: „nie zaleca się 
dodania bosentanu do sildenafiluw celu obniżenia ryzyka chorobowości/śmiertelności w TNP” [ESC/ERS 2022]. 
Należy dążyć do ograniczania stosowania połączenia tych leków, czemu także będą służyć proponowane zmiany. 

W kontekście stosowania macytentanu w programie B.31 korzystne jest, że w kwietniu 2025 roku traci 
on w Polsce ochronę patentową i jak się należy spodziewać – szybko pojawią się postaci generyczne tego leku. 

Inny ważny aspekt ekonomiczny wprowadzenia od początku terapii dwulekowej z zastosowaniem ERA i inhibitora 
PDE5 to opóźnienie, wskutek złagodzenie przebiegu choroby, konieczności włączenia u pacjentów z TNP 
paranteralnych prostanoidów lub seleksypagu. Są to leki, które generują największe koszty w terapii TNP. 
W ubiegłym roku akceptację Europejskiej Agencji Leków (EMA) do stosowania w TNP uzyskał nowy lek – 
sotatercept (Winrevair), w sprawie którego 7 stycznia br. w Ministerstwie Zdrowia został złożony wniosek 
refundacyjny. Wyniki badań z zastosowaniem sotaterceptu są bardzo obiecujące, niemniej taka terapia jest 
bardzo kosztowna. Wprowadzenie preparatów generycznych tadalafilu i ambrisentanu do programu B.31 oraz 
terapii dwulekowej od początku leczenia TNP przyniesie wymierne korzyści także w postaci zmniejszenia kosztów 
pośrednich – liczby hospitalizacji z powodu zaostrzeń TNP. Obok wydłużenia przeżycia chorych i opóźnienia 
konieczności zastosowania prostanoidów czy sotaterceptu przyczyni się to także to rzadszego lub późniejszego 
kwalifikowania chorych do transplantacji płuc. 

Ad c) Uwzględnianie profilu ryzyka chorego z TNP przy podejmowaniu decyzji o terapii początkowej lub jej 
eskalacji. 

W wytycznych w sposób szczegółowy określono jak oceniać ryzyko zgonu u pacjentów z TNP zarówno w okresie 
początkowym, tj. po rozpoznaniu choroby, jak i w czasie dalszej obserwacji. Metody stratyfikacji ryzyka zostały 
następnie zwalidowane na podstawie różnych rejestrów chorych z TNP [Kylhammar 2018, Hoeper 2022]. Takie 
podeście ma bardzo duże znaczenie praktyczne implikując szersze patrzenie na chorego, a nie – jak dotychczas 
– głównie w oparciu o wydolność wysiłkową ocenianą na podstawie klasyfikacji wg NYHA. Klasyfikacja NYHA 
powinna nadal być stosowana, jednak uzupełniona o inne parametry wskazywane przez ekspertów i w 
wytycznych, bo dzięki temu możliwa jest kompleksowa ocena stanu klinicznego pacjenta i podjęcie właściwej 
oraz zindywidualizowanej decyzji odnośnie terapii. 

Dzięki skutecznym schematom leczenia skojarzonego możliwe jest zwolnienie przebiegu choroby, poprawę 
jakości życia i osiągniecie celu leczenia jakim jest uzyskanie u chorego profilu niskiego ryzyka. Taki jest 
współcześnie cel leczenia pacjentów z TNP [ESC/ERS 2022, Dardi 2024], a proponowane zmiany w programie 
B.31 są niezbędne dla osiągania takich wyników leczenia. Podejmowanie decyzji terapeutycznych na podstawie 
oceny profilu ryzyka chorego z TNP będzie korzystne także poprzez obniżenie kosztów leczenia – wcześniejsze 
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zastosowanie optymalnej terapii złagodzi przebieg choroby, zmniejszy liczbę hospitalizacji i opóźni konieczność 
włączenia kosztownych terapii czy kierowania na przeszczepienie płuc. 

 

PROPOZYCJE ZMIAN W TREŚCI PROGRAMU LEKOWEGO B.31 

w części dotyczącej dzieci (< 18 lat): Część B 

Tętnicze nadciśnienie płucne (TNP), to postępująca choroba naczyń płucnych, charakteryzująca się znaczną 
chorobowością i nadal wysoką śmiertelnością, zwłaszcza w populacji pediatrycznej [Abman 2022]. W porównaniu 
do dorosłych, etiologia TNP u dzieci jest bardziej złożona i zależna od wielu czynników, takich jak zdarzenia w 
życiu płodowym, uwarunkowania genetyczne, wcześniactwo, powikłania okołoporodowe oraz współistniejące 
choroby [Apitz 2021]. Do czynników zwiększających ryzyko rozwoju tętniczego nadciśnienia płucnego zalicza się 
preeklampsję, zapalenie błon płodowych i łożyska oraz niewydolność łożyska prowadzącą do 
wewnątrzmacicznego ograniczenia wzrastania płodu [Maron 2017, Kumar 2017]. Hipoksemia oraz niedobór 
składników odżywczych, szczególnie u niemowląt z wewnątrzmacicznym ograniczeniem wzrastania, wpływają na 
ekspresję genów odpowiedzialnych za rozwój układu oddechowego i angiogenezę [Kumar 2017]. Może to 
tłumaczyć zwiększoną wrażliwość tętniczek płucnych na niedotlenienie, ich podatność na remodeling oraz 
podwyższone ryzyko rozwoju TNP w późniejszym okresie życia. U dzieci urodzonych przedwcześnie, zwłaszcza 
tych z dysplazją oskrzelowo-płucną, ryzyko wystąpienia nadciśnienia płucnego, a także zachorowania i zgonu z 
powodu chorób układu krążeniowo-oddechowego jest znacząco wyższe [Arjaans 2021]. Znajomość czynników 
ryzyka TNP odgrywa kluczową rolę w postawieniu wczesnej diagnozy i natychmiastowym rozpoczęciu leczenia. 
Badania wskazują, że w momencie wdrożenia terapii celowanej w TNP, zniszczenie lub ciężkie zwężenie może 
dotyczyć nawet 70% łożyska tętniczego płuc. (…) 

Według obowiązujących wytycznych i stanowisk ekspertów [3, 26-27] leczenie celowane TNP u dzieci obejmuje 
stosowanie antagonistów receptorów endotelinowych (ERA), inhibitorów fosfodiesterazy typu 5 (PDE5i) oraz 
analogów prostacykliny. Aktualne wytyczne wskazują, że wczesna terapia skojarzona (jako leczenie początkowe 
lub uzupełniające) powinna zostać rozważona, a wczesne wdrożenie terapii dwoma doustnymi lekami 
celowanymi u nowo zdiagnozowanych dzieci z TNP w II‒III klasie funkcjonalnej wg klasyfikacji Światowej 
Organizacji Zdrowia (WHO) jest uznawane za zasadne [27]. W związku z tym, terapia dwulekowa staje się coraz 
powszechniej stosowana w praktyce klinicznej, z wyjątkiem TNP związanym z wrodzonymi wadami serca, gdzie 
dowody na korzyści wynikające z terapii skojarzonej są bardziej ograniczone [28-29]. (…) 

Dodatkową grupą są pacjenci poddani kardiochirurgicznemu leczeniu serca jednokomorowego (szlak zabiegu 
Fontan). Tacy chorzy nie spełniają hemodynamicznych kryteriów nadciśnienia płucnego, gdyż zmienione szlaki 
przepływu krwi (bezpośredni napływ krwi z żył systemowych do tętnic płucnych z pominięciem serca) sprawiają, 
że krążenie krwi w tych obwodach odbywa się bez pulsacji, a więc w niższych warunkach ciśnieniowych. 
Dodatkowo pozbawione pulsacji naczynia przestają produkować tlenek azotu. Z tego powodu, szczególnie u 
pacjentów z granicznymi warunkami lub u pacjentów z tzw. fizjologią failing Fontan (czyli niewydolnym krążeniem 
fontanowskim) podejmuje się skuteczne leczenie poprawiające krążenie fontanowskie z użyciem inhibitorów 
PDE5 oraz leków z grupy ERA. Zaproponowane kryteria wiernie odzwierciedlają te proponowane przez 
towarzystwa naukowe oraz specjalistyczne opinie ekspertów światowych. (…)
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4. Wpływ na wydatki podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych 

4.1. Dane wejściowe i założenia analizy BIA 

W ramach AWB oszacowano: 

• roczny koszt terapii pacjenta poszczególnymi lekami finansowanymi w ramach PL.B.31; 

• koszty inkrementalne wynikające z wprowadzenia ocenianych zmian: 

o populacja dorosłych:  

- stosowanie od początku leczenia terapii dwulekowej: ERA (Bosentan) + inhibitory PDE5 
(Sildenafil); 

- poszerzenie zakresu wskazań dla substancji czynnych riociguat i macytentan w terapii 
skojarzonej; 

o populacja pediatryczna: 

- stosowanie od początku leczenia terapii dwulekowej: ERA (Bosentan) + inhibitory PDE5 
(Sildenafil); 

Zgodnie z prośbą MZ, wyniki obliczeń dla populacji dorosłych przedstawiono w 2 wariantach:  

• uwzględnienie obu proponowanych zmian [Scenariusz A]; 

• uwzględnienie jedynie stosowania od początku leczenia terapii dwulekowej: ERA (Bosentan) + inhibitory 
PDE5 (Sildenafil) [Scenariusz B]. 

Analizę przeprowadzono dla 1 rocznego horyzontu czasowego. 

Liczebność populacji dorosłej i pediatrycznej ustalono na podstawie danych z MERL. W latach 2021-2025 
w programie lekowym było średnio rocznie leczonych. 

• 1285 dorosłych; 

• 113 dzieci; 

W związku z treścią kryteriów włączenia do terapii za pomocą poszczególnych metod leczenia, obejmujących: 
niepowodzenie wcześniejszych terapii lub występowanie określonego ryzyka TNP lub występowanie określonej 
klasy czynnościowej i wzajemne nachodzenie się tych kryteriów między terapiami, nie jest możliwe wiarygodne 
określenie zmiany oddziału poszczególnych terapii w przypadku uwzględnienia proponowanych zmian. 

Dawkowanie leków w poszczególnych terapiach przyjęto na podstawie zapisów PL i ChPL. Uwzględniano 
najwyższe możliwe do zastosowania dawki. Przyjęto że rok ma 365 dni i pacjenci każdego dnia otrzymują 
najwyższą dopuszczalną dawkę leków. 

Cenę mg poszczególnych substancji ustalono na podstawie danych z bazy MERL z lat 2023-2025: liczby 
rozliczonych jednostek poszczególnych substancji i rozliczonej kwoty. 

W celu przeprowadzenia oszacowań przyjęto następujące arbitralne założenia: 

Populacja dorosłych 

• Całkowita liczebność populacji: 1200 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach pierwszej linii: 200 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach drugiej i dalszy linii: 1000 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych schematami obejmującymi rozszerzenie wskazań dla macytentanu 
i riocyguatu   

o skojarzenie 2 lub 3 z następujących leków: (bosentan albo macytentan) z (sildenafil albo 
riocyguat) z (iloprost albo treprostinil albo epoprostenol): 500 chorych; 
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4.3. Podsumowanie 

Populacja dorosłych 

• Całkowita liczebność populacji: 1200 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach pierwszej linii: 200 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach drugiej i dalszy linii: 1000 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych schematami obejmującymi rozszerzenie wskazań dla macytentanu 
i riocyguatu   

o skojarzenie 2 lub 3 z następujących leków: (bosentan albo macytentan) z (sildenafil albo 
riocyguat) z (iloprost albo treprostinil albo epoprostenol): 500 chorych; 

o Seleksypag z (sildenafilem lub riocyguatem) z (bosentanem lub macytentanem): 500 chorych. 

Przyjęto założenie, że w przypadku wprowadzenia zapisów nowego programu, 50% pacjentów z powyższych 
kohort będzie leczonych nowymi terapiami. Założono równy udział nowych schematów w ramach obu kohort. 

Wyniki 

W przypadku uwzględnienia wszystkich zaproponowanych zmian w treści PL B.31 dla populacji dorosłych wydatki 
płatnika publicznego wzrosną o 56,3 mln zł rocznie [Scenariusz A], natomiast jeżeli nie zostaną rozszerzone 
zakresy refundowanych w ramach programu wskazań, dla substancji macytentan i riocyguat, wydatki płatnika 
publicznego wzrosną o 278 tyś zł. 

Populacja pediatryczna 

• Całkowita liczebność populacji: 110 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach pierwszej linii: 60 chorych; 

• Liczba pacjentów leczonych w ramach drugiej i dalszy linii: 50 chorych; 

Oceniane zmiany obejmują dodanie terapii dwulekowej Bosentan i Sildenafil jako leczenia pierwszej linii. Należy 
zwrócić uwagę, iż terapia ta jest aktualnie dostępna dla pacjentów pediatrycznych w ramach drugiej linii leczenia, 
jako jedna z możliwych do zastosowania terapii skojarzonych.  

Przyjęto założenie, że w przypadku wprowadzenia zapisów nowego programu, 50% pacjentów z pierwszej linii 
rozpocznie terapię dwulekową. W starym programie założono, iż udział terapii skojarzonych dostępnych 
w ramach 2 linii jest równomierny (w tym Bosentan + Sildenafil), natomiast w nowym programie założono, 
iż w ramach 2 linii pacjenci korzystają jedynie z 3 lekowych schematów terapii skojarzonej (bez schematu 
Bosentan + Sildenafil).  

Wyniki 

W przypadku uwzględnienia zaproponowanych zmian w treści PL B.31 dla populacji pediatrycznej wydatki 
płatnika publicznego wzrosną o 422 tyś zł rocznie. 

Należy zwrócić uwagę, iż przyjęte założenia (brak uwzględnienia w obliczeniach wszystkich możliwych 
schematów terapii, uwzględnienie najwyższych dopuszczalnych dawek leków) powoduje wyolbrzymienie zmian 
jakie spowodują wprowadzone zmiany. Rzeczywiste wydatki inkrementalne będą niższe. 




