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Onkologia jako jedna z kluczowych i priorytetowych obszarow ochrony zdrowia, wymaga zdecydowanych dziatan, zmie-
rzajacych do poprawy efektdéw leczenia. Rocznie na choroby nowotworowe umiera 106 tysiecy Polakéw. Jednoczesnie
diagnozowanych jest az 164 tys. nowych przypadkéw (Krajowy Rejestr Nowotwordw stan na 2016 1).

Farmakoterapia, obok chirurgii i radioterapii, jest jedna z gtownych metod leczenia pacjentéw z guzami litymi, a dla chorych
na nowotwory uktadu krwiotwdrczego i chtonnego jest metoda podstawowa, obok przeszczepdw, ktdrym moga byc¢ pod-
dani jedynie pacjenci w dobrym ogélnym stanie zdrowia. Dynamiczny rozwoj medycyny, zwitaszcza genetyki, biologii mole-
kularnej i biotechnologii pozwala odkry¢ i zrozumie¢ nowe mechanizmy powstawania choroby nowotworowej, co prowadzi
do mozliwosci indywidualizacji terapii. Coraz bardziej widoczny staje sie trend medycyny personalizowanej. Najwieksza
liczbe badan naukowych oraz najbardziej dynamiczny rozwéj nowych technologii obserwujemy witasnie w obszarze lekow
przeciwnowotworowych.

W $wietle rosngcej zachorowalnosci i umieralnosci na nowotwory w Polsce, przy jednoczesnym dynamicznym postepie
medycznym, zapewnienie wtasciwego dostepu do nowoczesnych terapii stanowi ogromne wyzwanie ekonomiczne dla
systemow ochrony zdrowia w wielu krajach EU, w tym takze w Polsce.

Wymagajace i czasochtonne procesy dopuszczania do obrotu lekdw innowacyjnych, dtugotrwateprocedury refundacyjne
oraz niepokojace trendy epidemiologiczne w zakresie choréb nowotworowych spowodowaty koniecznosc¢ poszukiwania
przez instytucje administrujace systemami ochrony zdrowia rozwiazan, ktére umozliwia znacznie szybszy dostep do no-
wych metod leczenia dla ciezko chorych pacjentdow. Analizie wprowadzonych na Swiecie rozwiagzan prawnych poprawiaja-
cych wezesny dostep chorych do lekéw innowacyjnych, ze szczegdinym uwzglednieniem dostepu do lekéw przeciwnowo-
tworowych poswiecilismy opublikowany w 2016 roku Raport ,Mechanizmy wczesnego dostepu do lekéw innowacyjnych na
swiecie ze szczegolnym uwzglednieniem terapii onkologicznych”. W kolejnej publikacji Instytutu pt. ,Koszty nowych technologii
lekowych w leczeniu najczesciej diagnozowanych nowotwordéw. Prognoza 2019-2021" przygotowanej we wspotpracy z Polskim
Towarzystwem Onkologicznym (PTO) oraz Polskim Towarzystwem Hematologdw i Transfuzjologow (PTHIT) podijelismy
probe oszacowania kosztow z jakimi bedzie musiat mierzy¢ sie publicznysystem ochrony zdrowia, chcac udostepnic¢ pol-
skim pacjentom innowacyjne terapie o wysokiej wartosci dodanej. Na potrzeby tej pracy wykorzystalismy analize typu Ho-
rizon Scanning (HS), ktéra jest statym narzedziem wykorzystywanym w planowaniu strategicznym i projektowaniu budzetu
refundacyjnego w wielu krajach, a jej celem jest utrzymanie zdolnosci do sukcesywnego zwiekszania dostepu pacjentow
do najnowszych i najskuteczniejszych technologii medycznych. Byfa to pierwsza w Polsce tego typu analiza, ktora wniosta
nowe spojrzenie na cele i narzedzia niezbedne do efektywnego realizowania polityki zdrowotnej w obszarze onkologii.

W obliczu niekorzystnych trenddw zwiazanych ze wzrostem zachorowar na nowotwory oraz bardzo dynamicznym po-
stepem we wprowadzaniu na rynek europejski nowych ukierunkowanych molekularnie lekéw przeciwnowotworowych,
immunoterapii oraz produktéw leczniczych nowej generacji, uzasadnione jest monitorowanie tego postepu przez resort
zdrowia w celu wczesnego rozpoznania nowych technologii medycznych o wysokiej wartosci dodanej, identyfikacji zapo-
trzebowania na nie okreslonych grup chorych oraz przygotowania wtasciwych rezerw niezbednych do ich sfinansowania.
Dostepnos¢ do nowoczesnych technologii lekowych o wysokiej skutecznosci, dajacych szanse nie tylko na przezycie, ale
takze na poprawe jakosci zycia, pozwalajgcych chorym funkcjonowac - pomimo choroby - w spoteczenstwie i w rodzi-
nie, stanowi jedno z najwiekszych wyzwan polskiego systemu ochrony zdrowia. Wieloetapowosc¢ procesu refundacyjne-
go, referencyjno$c polskiego rynku farmaceutycznego dla wielu panstw oraz ograniczony budzet ptatnika powoduja, ze
proces udostepnienia polskim pacjentom nowej terapii od momentu jej rejestracji w Unii Europejskiej wynosi minimum
24-36 miesiecy, co oznacza czesto 3 do nawet 5 lat opdZnienia mozliwosci zastosowania efektywnych terapii.
Zréwnowazenie systemu ochrony zdrowia warunkowane jest zdolnoscia do ciagtego zwiekszania wartosci zdrowotnej,
rozumianej jako poprawa wynikow leczenia, doswiadczen pacjentdw z korzystania z opieki medycznej oraz optymalizacji
kosztowej. Droga do tego celu jest poszukiwanie i wdrazanie rozwigzan, ktore pozwolg skutecznie i efektywnie odpowia-
dac¢ na niezaspokojone potrzeby medyczne, rozumiane jako stan, w przypadku ktérego w danym wskazaniu nie jest do-
stepna zadowalajaca technologia medyczna finansowana ze srodkéw publicznych lub nie s3 objete refundacja technologie
medyczne, ktére oferujg chorym znaczaco wyzszg korzysc terapeutyczng (ang. clinical benefit), niz technologie aktualnie
finansowane ze Srodkéw publicznych.
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Zwiekszanie dostepu do specjalnie wyselekcjonowanych i najbardziej wartosciowych technologii lekowych musi jednak
uwzgledniac ograniczenia finansowe z jakimi mierzy sie kazdy system, w tym rowniez nasz, dysponujacy znacznie nizszymi
niz inne europejskie kraje naktadami na ochrone zdrowia. Stad potrzeba stworzenia mechanizmu wczesnego dostepu do
nowoczesnych technologii lekowych stosowanych w leczeniu nowotworow, opartego na refundacji warunkowej nakiero-
wanej na pomiar efektywnosci w oparciu o dane pochodzace nie z badania zaprojektowanego przez producenta ale z prak-
tyki medycznej (ang. Real World Evidence). Mechanizm ten powinien poprzedza-¢ refundacje witasciwa, uregulowana
w Ustawie refundacyjnej. Autorzy niniejszego opracowania przedktadaja koncepcje mechanizmu, ktéremu nadano nazwe
Woezesnego i Warunkowego Dostepu do, Przeciwnowotworowych Technologii Lekowych (WDTL+). Dokument zawiera
opis poszczegolnych etapow procesu wraz z odpowiedzialnoscia poszczegolnych interesariuszy, narzedziami krytycznymi
dla skutecznosci WDTL+ oraz definiuje zasady finansowania oraz ich zrédto.

Mechanizm WDTL+ w systemowy sposéb, w oparciu o pomiar skutecznosci lekow, umozliwi dostep do najnowszych osia-
gnie¢ nauki w obszarze farmakoterapii oraz zwiekszy wiedze Ministerstwa Zdrowia oraz AOTMIT na temat efektywnosci
terapii przed ich zasadnicza refundacja. Zagwarantuje dostep do lekdw, ktére poprzez swoja innowacyjnosc sa odpowie-
dzig na niezaspokojone potrzeby zdrowotne.

Zapewnienie warunkowego dostepu do najnowszych i skutecznych terapii dla chorych onkologicznie, niewatpli-
wie wpisuje sie w cele polityki zdrowotnej panstwa polskiego, wy-razonych w wielu aktach prawnych oraz w przyjete;
w 2019 r. uchwale Rady Ministrow w sprawie Narodowej Strategii Onkologicznej na lata 2020-2030. Zdaniem autoréw
Raportu przyjecie i wdrozenie rozwigzan majacych zapewni¢ chorym na nowotwory oraz choroby onkologiczne krwi wcze-
sny dostep do najnowoczesniejszych terapii, bedace przedmiotem niniejszego opracowania, doskonale wpisuje sie w cele
i zadania wskazane w strategii. Przestanka do przygotowania raportu byta che¢ kontynuacji prac nad analizami zawartymi
w dwach poprzednich opracowaniach IZWOZ, ale prace zbiegty sie w czasie z pracami nad Ustawg o Funduszu Medycz-
nym (FM). Autorow cieszy zbiezno$¢ wielu rozwigzan z tymi ujetymi w FM.

Eksperci Instytutu Zarzadzania w Ochronie Zdrowia Uczelni tazarskiego przedktadajg to opracowanie przedstawicielom
organow decyzyjnych administracji panstwowej oraz szeroko rozumianej opinii publicznej z nadzieja, ze stanie sie potwier-
dzeniem potrzeby rozwoju systemowych rozwiagzan w zakresie planowania dostepu do innowacyjnych technologii me-
dycznych o wysokiej wartosci dodanej, potwierdzonej w dowodach naukowych, nie zapominajac o potrzebie szacowania
Srodkéw finansowych niezbednych do ich zabezpieczenia w min. trzyletnich planach wydatkéw.

Opracowanie to nie mogto by powstac, bez wsparcia merytorycznego wybitnych ekspertow klinicznych w tym: prof. dr hab.
n. med. Ewie Lech-Marandy Konsultanta krajowego w dziedzinie hematologii i transfuzjologii, prof. dr hab. n. med. lwony
Hus Prezesa Polskiego Towarzystwa Hematologow i Transfuzjologéw, prof. dr hab. n. med. Macieja Krzakowskiego Konsul-
tanta krajowego w dziedzinie onkologii klinicznej, prof. dr hab. n. med. Adama Maciejczyka Prezesa Polskiego Towarzystwa
Onkologicznego, prof. dr hab. n. med. Piotra Czauderny Koordynator Sekcji Ochrony Zdrowia Narodowej Rady Rozwoju,
prof. dr hab. n. med. Piotra Rutkowskiego Przewodniczacego Zespotu Ministra Zdrowia ds. Narodowej Strategii Onko-
logicznej. Wazny wkfad w finalny ksztatt mechanizmu WDTL+ wniesli tez przedstawiciele organizacji pacjentow, w tym:
Federacji Stowarzyszen ,Amazonki”, Polskiej Koalicji Pacjentdw Onkologicznych, Stowarzyszenia Hematoonkologiczni, oraz
Fundacji Onkocafe-Razem Lepiegj. Wszystkim Parstwu sktadamy serdeczne podziekowania za wsparcie merytoryczne oraz
opinie nt. finalnej wersji Raportu i koncepcji mechanizmu WDTL+. Panstwa wktad i zaangazowanie sa dowodem, ze troska
0 jakosc¢ opieki onkologicznej i hematoonkologicznej w Polsce taczy ludzi na rzecz poszukiwania i wypracowywania jeszcze
lepszych rozwigzan, ktérych wdrozenie realnie poprawi szanse na skuteczne leczenie.

dr. Matgorzata Gatazka -Sobotka
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2.1, ROZWIAZANIA MIEDZYNARODOWE

przypadku obiecujacych lekow, ktére nie zostaty jeszcze zarejestrowane, wczesny dostep najczesciej przy-

biera forme specjalnych procedur przyspieszajacych rejestracje lub programéw humanitarnego zastosowania
(compassionate-use), w ramach ktérych leki przekazywane sg szpitalom nieodptatnie przez zainteresowanych producentéw.
W wiekszosci przypadkow beneficjentami takich programdw sa chorzy cierpigcy z powodu choroby zagrazajacej zyciu, dla
ktorych brak jest alternatywy terapeutycznej.

Natomiast wczesny dostep do innowacyjnych lekéw, ktére niedawno zostaty dopuszczone do sprzedazy ma na celu skro-
cenie okresu oczekiwania (od daty rejestracji leku do czasu jego realnej dostepnoéci w szpitalu) ciezko chorych pacjentéw,
dla ktérych nie ma zadnej innej alternatywy terapeutycznej na podanie produktu leczniczego. W zwigzku z zwazywszy na
czas rozpoczecia terapii odgrywa niezwykle istotng role w leczeniu choréb onkologicznych i hematoonkologicznych jak
rowniez tym, ze wysokie ceny innowacyjnych lekéw, ktére praktycznie uniemozliwiaja ich zakup ze Srodkéw wiasnych, pro-
gramy wczesnego dostepu dotycza najczesciej lekdw przeciwnowotworowych. W konsekwencji wiele krajow wprowadza
rozwigzania bazujace na warunkowym finansowaniu leku w ramach specjalnych programéw early access, na celowo wy-
odrebnionym budzecie ptatnika dla systemowo nierefundowanych lekéw przeciwnowotworowych (np. Cancer Drugs Fund
w Wielkiej Brytanii) lub specjalne programy powigzane z obowigzkowym gromadzeniem nowych danych klinicznych (pro-
gramy coverage with evidence development w Australii, Frangji, Finlandii, Holandii i Kanadzie). Czesto stosowane sg rowniez
rozwigzania powigzane z aspektami ekonomicznymi tzw. instrumenty podziatu ryzyka (ang. financial risk-sharing schemes)*.

Warunki skorzystania z procedury

Innowacje Jakos¢ gwarantowana
Niezaleznosc lekarzy przez ekspertéw (bezpieczenstwo
Swoboda konsumentow i skutecznos¢)

Lista lekow refundowanych Dostep dla
wszystkich

TAK

Refundacyjne Fundusze Celowe
(English Cancer Drug Funds, Scottish
New Medicines Fund)

pacjentow

Programy Niezaleznosc
humanitarnego Czasowe finansowanie z i
o sowe ‘ > 7 gromadzeniem S lekarz
< (commpasionate use nowych danych Kinicznych (NHS UK W pesepisyaniy '
@) Uzycie poza  |ammees — program wczesnego dostepu . el Swoboda
>4 wskazaniami w wirusowym zapaleniu watroby typu Jkedy‘me \ekaEZV
: Ui okreslone 4
a rejestracyjnymi Q) yskazama pﬂ%ﬁ!wfﬁ-a konsumentow
Z Warunkowa refundacja np. tylko ZEPISywarll
) Wezesny (np. oxaliplatin jako oqu'a 11 linia przez centra
LL dostep dla terapeutyczna w Il linii leczenia) specjalistyczne)
[T} korwkrettych leczenia raka jelita grubego
I pacientow w Holandi)
Refundacja uzalezniona
Early access od efektow leczenia
(pay- for- performance ) )
N w Hiszpanii) Zrownowazone
= Badania kliniczne /stabilne

finansowanie

NIE TAK
DOPUSZCZENIE LEKU DO OBROTU

Zrodto: Loblova O. i wsp. Health Policy 123 (2019) 630-634.

1 https:/izwoz.lazarski.pl/projekty-badawcze/raport-mechanizmy-wczesnego-dostepu-do-lekow-innowacyjnych-na-swiecie/
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W tabeli ponizej zaprezentowano przeglad rozwiazan w zakresie wczesnego dostepu do innowacyjnych technologii
lekowych na swiecie.

Mechanizm utatwiajacy wczesny dostep do leku

K t 1 . o 2
ategorie ciezko chorym pacjentom

Przyktady krajow wykorzystujacych
mechanizm

Rapid scientific advice
Rapid agreement of pediatric investigation plan (PIP)
Rolling review
Accelerated assessment
Adaptive pathways
Przed dopuszczeniem RIME

leku
do sprzedazy

Early Access to Medcicines Scheme

Fondo Nazionale AIFA (centralny fundusz finansujacy leki ratujace zycie ,
ktére oczekuja na rejestracje)

Arzneimittel-Hartefall-Verordnung (AMHV)

SAKIGAKE accelerated approval scheme (wytacznie leki, dla ktorych
badania prowadzono w Japonii)

Programy humanitarnego stosowania leku (compassionate use)

Cancer Drugs Fund
New Medicines Fund

Conditional coverage/ Conditional reimbursement/ Coverage with
evidence development - programy warunkowego, okresowego finansowania
powiazane z obowiazkowym gromadzeniem nowych danych dotyczacych

Po dopuszczeniu leku skutecznosci i bezpieczenstwa

do sprzedazy
Indywidualne zgody na sfinansowanie leku systemowo nierefundowanego

Wegry (‘named-patient program”)
Docasna Uhrada vysoce inovativnino pripravku

Product Familiarisation Programs - program wczesnego dostepu dla lekow,

EMA (EV)
EMA (EV)
EMA (EV)
EMA (EV)
EMA (EU)
EMA (EU)
Wielka Brytania
Wrtochy
Niemcy
Japonia
wiekszos¢ krajow UE (polskie regulacje nie

implementuja tego rozwiazania), Australia,
Kanada, Turcja

Wielka Brytania

Szkocja (leki sieroce i leki stosowane w ramach
terapii paliatywnej)
Wihochy, Niemcy, Holandia, Finalndia, Francja
(Temporary Utilization Program /ATU), Kanada,
Australia

Wielka Brytania (“individual funding requests”)

Czechy

Australia

dla ktorych toczy sie procedura refundacyjna
Zrodta:
https:/www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/adaptive-pathways
https:/www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-priority-medicines
https:/www.gov.uk/government/publications/early-access-to-medicines-scheme-eams-how-the-scheme-works
https:/sp-bpr-en-prod-cdnep.azureedge.net/published/2020/1/16/Medicines-in-Scotland-1/SB%2020-08.pdf
https:/www.mhlw.go.jp/english/policy/health-medical/pharmaceuticals/140729-01.html
https:/www.aifa.gov.it/farmaci-a-uso-compassionevole
https:/www.aifa.gov.it/web/guest/fondo-nazionale-aifa
https:/www.sahealth.sa.gov.au/wps/wcm/connect/83147d004ac200148921ad1be4847105/directive_Medicines_Access_Programs_v3.0_04.03.2020.pdf?mod=ajperes&amp
https:/www.highpointsolutions.com/use-of-eaps-in-the-global-pharmaceutical-environment/
https:/www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/acceso-a-medicamentos-en-situaciones-especiales/
https:/ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/committee/stamp/stamp_stamp_agenda_point_4_es_aemps_en.pdf
https:/www.sciencedirect.com/science/article/pii/S2212109918302279

http:/zakony.centrum.cz/zakon-o-verejnem-zdravotnim-pojisteni/cast-6-paragraf-39d

https:/www.hila.fi/content/uploads/2020/01/Information-on-conditional-reimbursement_170220.pdf
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2.2, ROZWIAZANIA POLSKIE

Polsce nie ma specjalnej, dedykowanej sciezki dostepu do jednoczesnie nierefundowanych oraz innowacyjnych

technologii lekowych. Jest kilka opcji, dzieki ktorym pacjent moze uzyskac¢ dostep do innowacyjnego leczenia, ale
dotycza one ogdlnie nierefundowanych technologii lekowych, ktére niekoniecznie sg nowo zarejestrowane. Nie ma tez
zadnego specjalnego mechanizmu, zapewniajgcego dostep do innowacyjnych lekow przeciwnowotworowych.

Indywidualny dostep do innowacyjnego leczenia, w réznych, nierefundowanych dotad wskazaniach oraz w réznych obsza-
rach terapeutycznych (a wiec nie tylko w onkologii i hematoonkologii) pacjent moze otrzymac w ramach procedury RDTL
oraz refundacji indywidualnej (leki z importu docelowego). Do tej pory nie zostata wprowadzona do polskiego ustawodaw-
stwa procedura compassionate use. Deficyt ten w rzadkich przypadkach kompensowany jest opiniami lokalnych komisji
bioetycznych wydawanych na leczenie eksperymentalne. Jest to niestety proteza optymalnego rozwigzania, bardzo trudno
dostepna, w niewielu osrodkach.

2.2.1 RDTL

R atunkowy dostep do technologii lekowych (RDTL) zostat wprowadzony do polskiego porzadku prawnego nowelizacja
ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (tj. Dz. U.2019 poz. 1373 (Roz-
dziat 3a Ratunkowy dostep do technologii lekowych), ktora weszta w zycie 23 lipca 2017 .

W RDTL finansowane sa wytacznie leki, ktore sg zarejestrowane i dostepne na terenie Polski.

Warunki skorzystania z procedury

@ v, C v
Niezbednosc leku Wskazanie Wszystkie mozliwe Lek musi byc
dla ratowania do zastosowania leku do zastosowania zarejestrowany
zycia lub zdrowia wystepuje technologie i dostepny na rynku
Swiadczeniobiorcy u jednostkowych medyczne (nie polskim
pacjentow tylko lekowe)

finansowane ze
srodkow publicznych
zostaty u tego
Swiadczeniobiorcy
wyczerpane
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Finansowanie leku w tym trybie wymaga indywidualnej zgody, wydawanej przez Ministra Zdrowia, w specjalnej i dos¢
ztozonej procedurze uregulowanej w ustawie o $Swiadczeniach. Uruchamia jg wniosek sktadany przez szpital (Swiadczenio-
dawce), gdzie pacjent jest leczony. Wypetnienie tego wniosku wymaga zebrania i podania wielu informacji, obejmujacych
szczegdtowe dane kliniczne oraz pewne dane finansowe (nalezy podac warto$¢ terapii oraz uzasadnienie tej wartosci).
Whiosek powinien by¢ zaopiniowany przez konsultanta krajowego lub wojewddzkiego.

Dodatkowo, w wielu przypadkach jest konieczne uzyskanie opinii Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
(AQTMIT). Taka opinia jest wymagana, gdy koszt leczenia w ujeciu kwartalnym lub trzech cykli leczenia przekracza % $red-
niej wartosci PKB per capita (obecnie ok. 12.000 zt), albo gdy zostata wydana przynajmniej jedna zgoda dotyczaca sfinan-
sowania tego samego leku w tym samym wskazaniu w ramach RDTL (nawet jesli koszt leczenia nie przekracza % Sredniej
wartosci PKB per capita). Opinia AOTMIT powinna dotyczy¢ zasadnosci objecia tego leku refundacjg w ogole, w oparciu
0 przewazajaca czes¢ zwyktych kryteriéw refundacyjnych wymienionych w art. 12 ustawy o refundacji. Minister rozstrzyga

whniosek dopiero po otrzymaniu opinii AOTMIT.

Przebieg procesu wydawania zgody na RDTL

Swiadczeniodawca

) 4

Konsultant Krajowy
lub Wojewodzki

koszt terapii nie przekracza
progu Y sredniej wartosci PKB

per capita i jest to pierwsza
zgoda dla leku w tym wskazaniu

) 4

Minister Zdrowia

Swiadczeniodawca

) 4

Konsultant Krajowy
lub Wojewodzki

koszt terapii przekracza prog %
srednie] wartosci PKB per capita
albo jest to kolejna zgoda dla
leku w tym wskazaniu

h 4

AOTMIT

) 4

Minister Zdrowia

Gdy z opinii Agencji wynika, ze finansowanie ze Srodkéw publicznych leku we wskazaniu objetym wnioskiem jest zasadne,
Minister Zdrowia jest zobligowany wezwac producenta do ztozenia wniosku o jego refundacje w tym wskazaniu, w terminie

90 dni.
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Minister Zdrowia ma dos¢ ograniczone mozliwosci dziatania, gdyz wymienione w ustawie okolicznosci wymuszaja decyzje
odmawiajaca sfinansowania leku w trybie RDTL. S to nastepujace sytuacje:

Z opinii Agencji wynika, ze finansowanie substancji czynnej leku w tym konkretnym
wskazaniu nie jest zasadne

Producent nie ztozyt wniosku refundacyjnego w terminie 20 dni

AOTMIT wydat rekomendacje (pozytywna lub negatywna) na temat refundacji

substancji czynnej leku w tym wskazaniu (czyli ewentualne postepowanie
refundacyjne doszto do etapu wydania rekomendaciji)

/ostata wydana decyzja odmawiajaca refundacji substancji czynnej leku
w tym wskazaniu

Wystarczy zaistnienie ktdrejkolwiek z powyzszych okolicznosci, aby pacjent nie mdégt uzyskac zgody na otrzymanie leku
w ramach RDTL.

Istotnym problemem RDTL jest limitowany czas waznosci zgody na zastosowanie leku w tym trybie, ktora jest wydawana
przez Ministra Zdrowia maksymalnie na trzy miesigce lub na trzy cykle leczenia. Po tym okresie wygasa, i na ewentualng
kontynuacje leczenia wymagane sq kolejne zgody, rowniez obarczone tym samymi, lub nawet jeszcze trudniejszymi do

spetnienia wymogami (wymagane potwierdzenie skutecznosci dotychczasowego leczenia w ramach RDTL).

Do niedawna pacjent nie byt uwazany za podmiot majacy jakiekolwiek prawa strony w tym postepowaniu, dotyczacym
przeciez jego zywotnych interesow. Nie mogt odwotac sie od ewentualnej decyzji odmownej, ani nie musiat by¢ informo-
wany o przebiegu postepowania. Stanowisko odmawiajace pacjentce prawa do udziatu w postepowaniu w przedmiocie
wydania decyzji na zastosowanie u nigj leku w tym trybie byto przedmiotem sporu przed Wojewddzkim Sagdem Admini-
stracyjnym w Warszawie, w ktérym tenze sad w grudniu 2019 r. uznat, ze pacjentka ma prawo brac udziat w takim poste-
powaniu w charakterze strony.

12
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Co nalezatoby zmieni¢ w procedurze RDTL, aby stata sie rzeczywiscie
bardziej dostepna dla pacjenta?

Uproszczenie procedury wydawania zgody ministra zdrowia albo odejscie w ogdle od wymogu uzyskiwania
zgody ministra

Uniezaleznienie refundacji leku konkretnemu swiadczeniobiorcy od opinii AOTMiTu dotyczacej zasadnosci
refundacji danej substancji czynnej w danym wskazaniu w ogéle (a nie u konkretnego pacjenta)

Zwiekszenie decyzyjnosci Ministra Zdrowia (odejscie od zasady obligatoryjnego wydawania decyzji odmownych
w sytuacji zaistnienia pewnych okolicznosci), gdyby wymadg uzyskania zgody MZ na RDTL miat pozostac

Wyrazne upodmiotowienie pacjenta (gdyby wymaog uzyskania zgody Ministra Zdrowia
na zastosowanie RDTL miat pozostac)

2.2.2 Refundacja lekéw z importu docelowego
i importu interwencyjnego

stnigje jeszcze jedna potencjalna sciezka dostepu do innowacyjnej terapii, a mianowicie refundacja indywidualna, na
ktora zgode wydaje réwniez minister zdrowia w oparciu o art. 39 ust. 1 ustawy refundacyjnej.

Procedura ubiegania sie o zgode na refundacje indywidualng leku z importu docelowego lub interwencyjnego (leku nie-
zarejestrowanego w Polsce, ktory uzyskat pozwolenie w oparciu o art. 4 ustawy Prawo farmaceutyczne, ale rowniez leku
niedostepnego w obrocie, np. leku zarejestrowanego przez Komisje Europejska, ktory nie jest jeszcze dostepny w Polsce)
zostata dosc¢ znaczaco znowelizowana ta sama ustawa, ktora wprowadzita zapisy odnoszace sie do RDTL. Zapewne dlatego
miedzy tymi procedurami jest sporo podobienstw.

Zgode na refundacje indywidualng rowniez wydaje Minister Zdrowia, jednak dziata on na wniosek pacjenta. Zatem w tym
przypadku chory staje sie strong postepowania i moze skarzy¢ niekorzystne dla siebie rozstrzygniecie. Minister, w toku
postepowania, takze moze uzyskac rekomendacje Prezesa AOTMIT o zasadnosci finansowania leku w danym wskazaniu,
niemniej jednak moze o nig wystapi¢ wedtug swojego uznania. Zgoda na refundacje leku w Polsce zarejestrowanego, ale
niedostepnego, jest wydawana na okres nie dtuzszy niz 1 rok.

Refundacja indywidualna, podobnie jak RDTL, jest obwarowana wieloma warunkami, przez co realne mozliwosci jej wykorzystania
Sg mocho ograniczone. Z pewnosciq oba te mechanizmy nie sq w stanie zaspokoic zapotrzebowania pacjentéw onkologicznych

na nowoczesne leki przeciwnowotworowe.
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Jednakowoz, mimo istniejacych ograniczen i trudnosci w stosowaniu tych procedur, sa one i pozostaja nadal potrzebne,
stanowigc moze niedoskonata, ale jednak mozliwa $ciezke dostepu do nierefundowanych terapii dla roznych chorych, nie
tylko oczywiscie onkologicznych i hematoonkologicznych. Proponowany w niniejszym opracowaniu mechanizm wcze-
snego dostepu do innowacyjnych i przeciwnowotworowych technologii lekowych nie ma na celu zastapienie RDTLu czy
refundacji indywidualnej, ale ma je uzupetniac i stwarza¢ nowa, dodatkowa Sciezke dostepu do nierefundowanych i naj-
nowszych terapii, dedykowany osobom cierpigcym na choroby nowotworowe.

2.2.3 Rozwiazania pozasystemowe

am, gdzie system ochrony zdrowia nie zaspakaja potrzeb pacjentéw onkologicznych i hematoonkologicznych, w sytu-
acji zagrozenia zyczenia lub bardzo powaznego zagrozenia zdrowia, pojawiajg sie rézne mechanizmy pozasystemowe,
ktoérych celem jest udostepnienie, chocby z ograniczeniami, nowoczesnego leczenia.

Jedna z mozliwych drog jest udziat w badaniu klinicznym nowego leku. Oczywiscie dotyczy to przede wszystkim lekéw
jeszcze niezarejestrowanych (szczegolnie badania kliniczne Il fazy). Niestety dostep do badan klinicznych jest mocno ogra-
niczony z uwagi na sama konstrukcje badania klinicznego, w szczegdlnosci zazwyczaj dos¢ restrykcyjne kryteria wigczenia
chorego do badania, ograniczong liczbe osrodkdw i badaczy, zaangazowanych w badanie, oraz limitowany czas jego trwa-
nia. Po zakonczeniu badania, o ile chory miat szanse wzig¢ w nim udziat, leczenie jest przerywane. Czasem firmy bedace
sponsorami badan decyduja sie na zapewnienie leku nieodptatnie przez jakis okreslony czas, ale jest to uzaleznione od
czynnikéw, na ktére pacjent nie ma zadnego wptywu.

Zdarza sie, ze Swiadczeniodawcy powotujg do istnienia specjalne fundacje, ktore pozyskuja fundusze na leczenie, w tym
wihasnie na zakup nowych technologii lekowych, ktére nie sg objete refundacja. Srodki finansowe do takich fundacji wpta-
caja chorzy lub ich rodziny lub gromadzone w nich srodki pochodzg ze zbidrek publicznych (np. internetowych). Z tych fun-
duszy (fundacji oraz pochodzacych z prywatnych zrédet) pokrywana jest czes¢ lub catoséé kosztéw nierefundowanego leku.
Ogromna liczba takich zbidrek pokazuje, jak ogromne i niezaspokojone sg potrzeby chorych w dostepie do lekow, ktore
w Polsce nie s finansowane ze srodkow publicznych, lub sg finansowane w zbyt waskim zakresie (np. poprzez ograniczenie
wskazan refundacyjnych). Nie mozna pominac rowniez ryzyka, iz brak szerokiego dostepu do nowoczesnych technologii
lekowych stwarza obszar do naduzy¢ zwigzanych z oferowaniem pacjentom interwencji medycznych o nieudowodnione]
skutecznosci za granica. Remedium na to zagrozenie bytoby zwiekszenie dostepu pacjentdw do informacji o wiarygodnych,
cho¢ niedostepnych w Polsce opcjach terapeutycznych. Nalezy jednaj zauwazyc¢, ze skala tego problemu zmniejsza sie wraz
7 upowszechnianiem sie RDTL.

14




3. WCZESNE UDOSTEPNIANIE NAJBARDZIE]
WARTOSCIOWYCH TECHNOLOGII LEKOWYCH
- MECHANIZMY | KONSEKWENCJE

FINANSOWE. WYNIKI ANALIZY HORIZON
SCANNING



| TZNOZ | S

M ajac na uwadze opisane wyzej, niezaspokojone w wystarczajagcym stopniu potrzeby chorych, oraz brak mechani-

zmow specjalnie dedykowanych chorym onkologicznym i hematoonkologicznym, umozliwiajacych tym chorym -
na okreslonych warunkach - dostep do specjalnie wyselekcjonowanych, nowych, obiecujacych i najbardziej wartosciowych
technologii lekowych, pozadane jest stworzenie takiego mechanizmu - mechanizmu wczesnego dostepu do technologii
lekowych stosowanych w leczeniu nowotwordw (WDTL).

Elementy procesu dopuszczenia leku do refundacji w mechanizmie WDTL+

AOTMIT przy wspotpracy z ekspertami klinicznymi
D Selekcja w drodze analizy horizon scanning (HS) oraz przy zastosowaniu algorytmu oceny wartosci
dodanej leku najbardziej efektywnych technologii lekowych istotnych w leczeniu nowotwordw
' litych oraz nowotwordw krwi i uktadu chtonnego

Ministerstwo Zdrowia

Minister Zdrowia

nie listy tec
| +. Proces obije

Minister Zdrowia
vch kryteric
=0 klinic

2 https://ec.europa.eu/jrc/en/research/crosscutting-activities
3 Cuhls KE 2020. Horizon Scanning in Foresight - Why Horizon Scanning is only a part of the game. Future and foresights science 2020;2:e23
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3.1, PROCES WYtANIANIA NAJBARDZIE)
WARTOSCIOWYCH TECHNOLOG!
| LEKOWYCH W OPARCIU
O ANALIZE HORIZON SCANNING

M etodologie i techniki zorientowane na prognozowanie przysztych zjawisk, perspektyw czy trendéw (np. nowych

technologii) moga by¢ stosowane indywidualnie lub tacznie. Kazda z technik ma okreslone zalety i ograniczenia.
Jedna z nich jest horizon scanning (HS), z ktérego Komisja Europejska korzysta od wielu lat. Aby zapewniac¢ wysoki poziom
naukowego wsparcia polityce UE, Joint Research Centre - ciato doradcze Komisji Europejskiej, wykorzystuje obecnie hori-
zon scanning w celu monitorowania istotnych trendéw oraz przewidywania przysztych wyzwan spotecznych.?

Definicja horizon scanning stosowana przez Komisje Europejska jest nastepujaca:

Horizon Scanning w szerokim rozumieniu to systematyczne podejscie do wykrywania wczesnych oznak potencjalnie waznych
zmian. Mogg to byc stabe (lub wczesne) sygnaty, nowe trendy, zmiany prowadzqce do powstania lub redukcji ryzyk i zagrozen,
nie branych wczesniej pod uwage. HS moze byc catkowicie eksploracyjny i otwarty lub ograniczony do konkretnych zagadnien
W oparciu o zestaw kryteriow wykorzystywany do wyszukiwania i filtrowania informacji. W zaleznosci o zdefiniowanych celow

horyzont czasowy analizy moze byc¢ krétko-, Srednio- lub dtugoterminowy. °

Z kolei organizacja OECD definiuje horizon
\/\/ ocenle Orgaﬂlzaq| OECD scanning jako jedna z technik stuzacych wy-

krywaniu i badaniu wczesnych sygnatéw dla

rzetemie pr‘zeprOV\/adZOﬂe aﬂalizy potencjalnie istotnych dla spoteczenstwa od-

kry¢ lub trendow, a w szczegolnosci dla no-

HS Zapevvﬂiaja pOdStaV\/y dO wych technologii.* Technika czesto opiera sie
) B na analizie danych zastanych (ang. desk rese-
Opl’aCO\/\/aﬂla Strategll arch), pomagajacej w opracowaniu ogdlnego
obrazu zagadnien, ktore nalezy zbadac. Analiza

przewidywa nia prZVSZnyCh obejmuje wiele roznych zrodet (czasopisma na-
ukowe, bazy danych naukowych, strony inter-

Zmial’]_ netowe instytucji publicznych oraz kongresow

,, wtasciwych dla analizowanej problematyki) do-
stepnych on-line i off-line.

2 https://ec.europa.eu/jrc/en/research/crosscutting-activities
3 Cuhls KE 2020. Horizon Scanning in Foresight - Why Horizon Scanning is only a part of the game. Future and foresights science 2020;2:e23
4 https:/www.oecd.org/site/schoolingfortomorrowknowledgebase/futuresthinking/overviewofmethodologies.htm
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W ocenie organizacji OECD rzetelnie przeprowadzone analizy HS zapewniajg podstawy do opracowania strategii
przewidywania przysztych zmian, a tym samym uzyskania dodatkowego czasu na optymalng adaptacje.

W kontekscie zwigzanym z identyfikacjg howych najbardziej obiecujgcych technologii medycznych i prognozowaniem ich
potencjalnych korzysci dla pacjentéw, HS wykorzystywany jest takze jako element planistyki w polityce lekowej oraz przez

komercyjnych ubezpieczycieli na potrzeby przygotowania aktualizacji zakresu finansowanych terapi.

18

Jako technika wczesnej identyfikacji i selekcji obiecujacych, jeszcze nierefundowanych technologii lekowych bedacych
w trakcie badan klinicznych lub w trakcie procesu dopuszczenia do obrotu HS zostat wykorzystany na potrzeby obecnego
opracowania. Zgodnie z zatozeniami analize ograniczono do technologii lekowych, ktére moga by¢ zastosowane u chorych
cierpiacych na najczesciej diagnozowane w Polsce nowotwory hematologiczne i guzy lite. Nalezy podkresli¢, ze w tym kon-
tekscie HS moze stanowi¢ wartosciowe systemowe narzedzie planistyczne dla administracji publicznego systemu ochro-
ny zdrowia.

Rysunek 1. Elementy kompleksowej analizy wykorzystujacej horizon scanning.

BUDOWANIE STRATEGII W OPARCIU

O ANALIZE TRENDOW | NADCHODZACYCH ZMIAN

Redefiniowanie

strategii
1. Przeglad rozwigzan 6. Okreslenie kontekstu
(status quo) w jakim wykorzystana jest
analiza
2. Okreslenie szczegotowego

obszaru analizy /. Dialog 7 ekspertami

8. Przeniesienie | adaptacja

3. Charakterystyka obszaru wypracowanych rozwiazan

analizy
9. Przygotowanie raportu/
zaprojektowanie nowych

4. \Wybor narzedzi analizy i

ich zastosowanie rozwigzan-produktow

HORIZON e

5. Szczegotowa i pogtebiona - Komunikacja dot.

analiza SCANNING analizy/raportu oraz
zaprojektowanych

rozwigzan-produktow

Zrédto: Cuhls KE 2020. Horizon Scanning in Foresight — Why Horizon Scanning is only a part of the game. Future and foresights science 2020;2:¢23.5

5 https:/onlinelibrary.wiley.com/doi/full/10.1002/ff02.23
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W 2020 roku miedzynarodowa sie¢ rzgdowych agencji oceny technologii medycznych EuNetHTA, do ktérej nalezy AOTMIT,
opublikowata swoje rekomendacje dotyczqgce wykorzystywania horizon scanning na potrzeby oceny technologii medycznych.¢
EuNetHTA rekomenduje powotanie centralnego unijnego osrodka, ktory przeprowadzatby analizy dla nowych technologii
medycznych w oparciu o wyniki horizon scanning. W pierwsze kolejnosci analizy te powinny obejmowac nowe leki i niektére
wyroby medyczne, a docelowym odbiorcq takich analiz powinny by¢ krajowe agencje rzqdowe odpowiedzialne za ocene

technologii medycznych i inne zainteresowane podmioty.

Dostepne dane z publikacji naukowych wskazuja na wysoka uzytecznosc techniki HS, co potwierdzaja korzystajace z niegj
instytucje w wielu krajach.

Jak wynika z tresci zarzadzen Prezesa AOTMIT, w 2017 roku prowadzenie monitoringu technologii medycznych przed
ich rejestracjg lub na wczesnym etapie rejestracji (w oparciu o horizon scanning) nalezato do zadan Dziatu Metodologii
i Informacji Naukowej AOTMIT’. Zasadne bytoby nawigzanie w tym obszarze wspotpracy Agencji z Joint Research Centre.

3.2, KLUCZOWE WNIOSK| Z RAPORTU
KOSZTY NOWYCH
TECHNOLOGI LEKOWYCH
W LECZENIU NAJCZESCIEJ
DIAGNOZOWANYCH
NOWOTWOROW’

pracowanie ,Koszty nowych technologii lekowych w leczeniu najczesciej diagnozowanych nowotwordw” Instytutu

Zarzadzania w Ochronie Zdrowia Uczelni tazarskiego z 2019 r”. zawiera oszacowanie najistotniejszych dla chorych
nierefundowanych technologii lekowych w leczeniu najczesciej diagnozowanych ztosliwych guzéw litych (6) i najczescie]
diagnozowanych choréb hematoonkologicznych (6) oraz oszacowanie rocznych wydatkow

NFZ zwigzanych z finansowaniem tych technologii. Majac na wzgledzie dynamiczny postep w leczeniu nowotwordw,
w analizie przyjeto perspektywe 2019-2021, uwzgledniajac technologie mogace przyniesc najwieksza korzys¢ dla pacjen-
ta. Opracowanie obejmuje 30 technologii lekowych (niektore w kilku wskazaniach) dla tacznej grupy 16 590 chorych na
najczesciej diagnozowane ztosliwe guzy lite oraz 20 technologii lekowych (niektore w kilku wskazaniach) dla tgcznej grupy
6 260 chorych na najczesciej diagnozowane choroby hematoonkologiczne. £3czny koszt finansowania wyselekcjonowa-
nych technologii lekowych dla 22 850 chorych oszacowany zostat na ponad 985 min zt w skali roku. Estymacja kosztow

¢ https:/eunethta.eu/horizon-scanning-tisp/
7 http:/www.aotm.gov.pl/www/wp-content/uploads/struktura_statut/Regulamin-28-04-2017.pdf
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zostata przeprowadzona na bazie realnych danych sprzedazowych znajdujgcych sie w sprawozdaniu finansowym NFZ za
rok 2018. W analizie podkreslono, ze rzeczywiste koszty wiekszosci terapii beda nizsze ze wzgledu na stosowanie pouf-
nych mechanizmdw zwrotu (tzw. payback) po przekroczeniu ustalonego poziomu wydatkdéw NFZ w perspektywie roku,
zawartych w umowach pomiedzy producentami a Ministerstwem Zdrowia.

Jak wiadomo, efektywne kreowanie polityki lekowej przez Ministra Zdrowia wymaga statych dziatan analitycznych i plani-
stycznych, ktére pozwalatyby na opracowywanie projektéw budzetu ptatnika z uwzglednieniem najistotniejszych techno-
logii medycznych, pozostajacych w fazie rejestracji lub ktoérych rejestracja jest planowana w najblizszym czasie.

3.3.  WYNIKI ANALIZY PROSPEKTYWNEJ
- KOSZTY TECHNOLOGI!
WYTONIONYCH W ANALIZIE HS
OBJETYCH REFUNDACJAW 2019 R.

a potrzeby weryfikacji szacunkéw przedstawionych w raporcie pt. ,Koszty nowych technologii lekowych w leczeniu

najczesciej diagnozowanych nowotworow” autorzy niniejszego opracowania przeprowadzili przeglad opublikowa-
nych obwieszczen Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego prze-
znaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych od grudnia 2018 r. do listopada 2019 r. Ponadto przeanalizowal
uaktualnienia/nowe programy lekowe: w 6 wymienionych wskazaniach onkologicznych i 6 hematoonkologicznych. W kon-
sekwengji wyodrebniono wszystkie nowe molekuty, ktore zostaty objete refundacja w 2019 r. w ramach w/w programéw
lekowych. Za pacjentéw w objetych terapia w programie lekowym uznaj sie tylko tych, dla ktérych NFZ rozliczyt przepro-
wadzong diagnostyke kwalifikujaca.

Analize kosztéw terapii oparto na:

wartosci umow wartosci refundacji na dany lek liczbie pacjentow leczonych danym
Swiadczeniodawcow podpisanych refundowany w ramach programu lekiem w 2019 .
na 2019 r. lekowego
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Kalkulacje rocznego kosztu ww. lekow oparto na sprawozdaniu Departamentu Gospodarki Lekami NFZ z wykonanego
planu za 2019 r. opublikowanego w 20 marca 2020 r.2 Centrala NFZ podaje do wiadomosci informacje o wielkosci kwoty
refundadji lekow, sSrodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobow medycz-
nych wraz z podaniem kodu identyfikacyjnego EAN (GTIN) lub innego kodu odpowiadajacego kodowi EAN (GTIN) od
stycznia do grudnia 2019 r. w zwigzku z art. 102 ust. 5 pkt 31 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych.

Istotnym podkreslenia jest fakt, iz skalkulowany $redni roczny koszt innowacyjnej terapii przeciwnowotworowej na pa-
cjenta w 2019 r. na podstawie danych, o ktérych mowa w punkcie 2. nie uwzglednia zawartych pomiedzy producentami
a Ministerstwem Zdrowia umdw dotyczacych instrumentdw podziatu ryzyka zwiazanych ze zwrotem kosztéw po przekro-
czeniu ustanowionego limitu wydatkow (tzw. payback).

Sposrod uwzglednionych w prognozie na poczatku 2019 r., 30 nierefundowanych terapii stosowanych w leczeniu najcze-
Sciej diagnozowanych 6 ztosliwych guzow litych i 6 najczesciej diagnozowanych choréb hematoonkologicznych, do dnia
31.12.2019 r. objetych refundacjg w ramach programdw lekowych zostato 9 nowych substancji.

W leczeniu guzow litych zrefundowano nastepujace molekuty: Atezolizumabum, Alectinibum (rak ptuca), Palbociclibum,
Ribociclibum (rak piersi) oraz Trifluridinum + Tipiracilum (rak jelita grubego).

W leczeniu chorob hematoonkologicznych pozytywna decyzje refundacyjng uzyskaty: Venetoclaxum (przewlekta biataczka
limfoblastyczna), Daratumumabum, Karfilzomib (szpiczak plazmocytowy), Blinatumomab (ostra biataczka limfoblastyczna).

Szczegodty dotyczace nowych terapii czyli kody EAN refundowanych opakowan, data i czas decyzji oraz informacje
dotyczace programow lekowych znajduja sie w tabeli 11 2.

Tabela 1. Nowe substancje chemiczne w leczeniu guzéw litych - refundacja w 2019 r.

Okres obowiazywania | Zatacznik z opisem programu

Nazwa substancji

czynnej e R decyzji lekowego
B.6.
Atezolizumabum 5902768001167 01.01.2019 2 lata , Leceanie 1 EMEE TRz
niedrobnokomarkowego raka programu lekowego
ptuca
B.6.
Alectinibum 5902768001143 01.07.2019 2 lata . [eEls 0 e IEtTlEfREEEs
niedrobnokomarkowego raka programu lekowego
ptuca
Sel B.9 w ramach istniejgcego
Palbociclibum 5907636977094 01.09.2019 2 lata e o e SR ‘ekojvje i
5907636977070 P prog &
Ribociclibum 5909991336769 01.09.2019 2 lata B i RIS 1 Sl EIE
Leczenie raka piersi programu lekowego
5901571320618 »
Trifluridinum + 5901571320625 . o w ramach istniejacego
Tipiracilum 5901571320632 VAL L2087 2IEiEz Leczfa”k‘ae 202WENSOWANSEO. " programu lekowego
5901571320649 Jelita grubeg

Zrédto: Opracowanie wiasne na podstawie danych NFZ.

8 https:/www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/komunikat-dgl,7658.html
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Tabela 2. Nowe substancje chemiczne w leczeniu choréb hematoonkologicznych- refundacja w 2019r

Nazwa substanciji Okres obowiazywania | Zatacznik z opisem programu

Data decyzji decyzji lekowego

czynnej

8054083013688

8054083013718 (Woslkgéégnlz . B.103.
8054083013916 ) Leczenie przewlektej biataczki
Venetoclaxum rytuksymabem) 2 lata . : nowy program lekowy
limfocytowej
8054083013701 wenetoklaksem
8054083013695 01.01.2019
B.54.

Daraturnumaburn 5909991275228 01.07.2019 2 lata Leczenie chorych na W ramach istriejacego
opornego lub nawrotowego programu lekowego
szpiczaka plazmocytowego

B.54.
) 5909991298463 Leczenie chorych na w ramach istniejacego

Kl e 5909991256388 L0 201 2 etz opornego lub nawrotowego programu lekowego
szpiczaka plazmocytowego

Blinatumomab 5909991336769 01.09.2019 2 lata R 1 EE

Leczenie raka piersi programu lekowego

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.

Tabela 3. Poréwnanie wskazan rejestracyjnych oraz refundacyjnych w Polsce/ guzy lite

Wskazanie zarejestrowane /

Nowotwor Lek / Leki
badane

wskazanie refundacyjne

Leczenie drugiej linii (chorzy z niepowodzeniem
wczesniejszej chemioterapii wielolekowe]

7 udziatem pochodnych platyny lub monoterapii
stosowanej z powodu zaawansowanego
nowotworu) z zastosowaniem atezolizumabu
w raku ptaskonabtonkowym lub
nieptaskonabtonkowym (niezaleznie od stopnia
ekspresji PDL1) zgodnie z publikowanymi kryteriami

drobnokomaorkowy raka ptuca

atezolizumab .
w stadium rozlegtym

Rak ptuca

wigczenia
Rearanzacja genu ALK) w pierwszej linii leczenia
(chorzy wczesniej nie poddawani systemowemu
— - leczeniu z powodu zaawansowanego nowotworu)
. Leczenie pierwszej linii chorych na . S
Alektynib . oraz w leczeniu pacjentow z zaawansowanym ALK-
NDRP z rearanzacja ALK( ) ) , :
dodatnim niedrobnokomaérkowym rakiem ptuca po
niepowodzeniu terapii kryzotynibem zgodnie
7 publikowanymi kryteriami wtaczenia
Leczenie chorych na rozsianego
raka jelita grubego, ktérzy
otrzymali wczesniej inne dostepne Leczenie trzeciej lub czwartej linii chorych na
leczenie, w tym chemioterapie zaawansowanego raka jelita grubego
Rak jelita grubego Triflurydyna/ Typiracyl fluoropirymidynami, oksaliplatyna 7 wykorzystaniem terapii skojarzonej triflurydyna
i irynotekanem oraz terapie oraz typiracylem zgodnie z publikowanymi w PL
inhibitorami VEGF i inhibitorami kryteriami witgczenia

EGFR, bad? tez nie kwalifikuja sie do
tego typu leczenia.
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Wskazanie zarejestrowane /

Nowotwér Lek / Leki wskazanie refundacyjne
badane
Leczenie kobiet chorych na
miejscowo zaawansowanego lub . .
o S Leczenie zaawansowanego raka piersi
degtlnomeeo e prers] FRHY albocyklibem lub rybocyklibem w skojarzeniu z
- Inhibitory CDK4/6 (rybocyklib, HER2(-) w skojarzeniu z gosereling palbocyx : ybocy )al
Rak piersi . inhibitorami aromatazy lub palbocyklibem
palbocyklib, oraz tamoksyfenem lub Al lub . . L , .
: . w skojarzeniu z fulwestrantem ze écisle okreslonymi
fulwestrantem jako leczenie . )
. . . kryteriami wigczenia do PL
hormonalne pierwszej lub kolejnych
[inii.
Leczenie chorych na PBL opornych 1.Leczenie chorych na przewlekta biataczke
Wenetoklaks na immunochemioterapie i inhibitory limfocytowa wenetoklaksem w skojarzeniu
BCR. z rytuksymabem (chorzy bez delecji 17p |

ub/i mutacji TP53)2.Leczenie chorych na
przewlekta biataczke limfocytowa wenetoklaksem
w skojarzeniu z rytuksymabem (chorzy z delecjg
17p lub mutacja TP53) 3. Leczenie chorych na

Leczenie dorostych chorych ze
Daratumumab (schemat tréjlekowy  szpiczakiem mnogim, ktérzy otrzymali

Przewlekta biataczka DRd) Co najmniej jedma- wezesniejsza przewlekta biataczke limfocytowa wenetoklaksem
limfocytowa terapic w skojarzeniu z rytuksymabem (chorzy bez delecji
17p lub/i mutacji TP53)

Karfilzomib Leczenie chorych na nawrotowego  Leczenie chorych na opornego lub nawrotowego

(schemat trojlekowy KRd) i opornego szpiczaka mnogiego. szpiczaka plazmocytowego z wykorzystaniem
Leczenie nawrotowego i opornego skojarzonego leczenia karfilzomibem, lenalidomid

. szpiczaka u chorych, u ktérych i deksametazonem dla pacjentéw, u ktérych

Karfilzomib (schemat dwulekowy KD) stosowano co najmniej jeden stosowano jeden, dwa lub trzy poprzedzajace

schemat leczenia protokoty leczenia

Leczenie blinatumomabem ostrej biataczki
limfoblastycznej z komorek prekursorowych

Leczenie chorych na ostra biataczke limfocytow B bez chromosomu Filadelfia. Do
. limfoblastyczng z komdrek leczenia kwalifikowani sa dorodli (> 18 lat) chorzy
Ostra Biataczka . . , . . ,
B Blinatumomab prekursorowych limfocytow B bez na ostra biataczke limfoblastyczng z komorek
limfatyczna . : . L
chromosomu Filadelfia w przypadku prekursorowych limfocytéw B bez obecnosci
0OpOrnosci na wezesniejsza terapie. genuBCR-ABL i/lub chromosomu Philadelphia, u

ktorych nie uzyskano remisji hematologicznej po
leczeniu indukujacym remisje

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.
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Tabela 4. Porownanie wskazan rejestracyjnych oraz refundacyjnych w Polsce/ hematoonkologia

Choroba Wskazanie zarejestrowane . .
Zanie zarey W / Wskazanie refundacyjne

nowotworowa badane

1.Leczenie chorych na przewlekta biataczke
limfocytowa wenetoklaksem w skojarzeniu
7 rytuksymabem (chorzy bez delecji 17p lub/i
mutacji TP53)2.Leczenie chorych na przewlekty

Przewlekta biataczka Le;zem|e chorych e PE.BL‘o.po.m‘ych biataczke limfocytowa wenetoklaksem

. Wenetoklaks na immunochemioterapie i inhibitory . . .

limfocytowa BCR w skojarzeniu z rytuksymabem (chorzy z delecja
’ 17p lub mutacja TP53) 3. Leczenie chorych na

przewlektg biataczke limfocytowa wenetoklaksem
w skojarzeniu z rytuksymabem (chorzy bez delecji
17p lub/i mutacji TP53)

Leczenie dorostych chorych Daratumumab w skojarzeniu z bortezomibem
na nawrotowego i opornego ideksametazonem w leczeniu chorych na szpiczaka
szpiczaka plazmocytowego, ktérych plazmocytowego.u ktérych
Daratumumab L : . : o ! L
O wczesniejsze leczenie obejmowato 1. zastosowano jedna linie leczenia,obejmujaca
) Y inhibitor proteasomu i lek bortezomib oraz przeszczepienie komarek
immunomodulujacy i zakonczyto sie macierzystych szpiku i celowe jest ponowne
niepowodzeniem. leczenie bortezomibem zgodnie z zaleceniami

klinicznymi podwarunkiem niewystepowania
polineuropatii obwodowej lub bélu
neuropatycznego = 2 stopnia;

Leczenie dorostych chorych ze
2. Pacjenci u ktérych zastosowano 2 lub

Daratumumab szpiczakiem mnogim, ktérzy otrzymali ‘ 0% 0 2|
Szpiczak mnogi (schemat tréjlekowy DRd) co najmniej jedna wczesniejsza 3 poprzedzajace linie leczenia, obejmujace
terapie bortezomib i lenalidomid.

Karfilzomib Leczenie chorych na nawrotowego Leczenie chorych na opornego lub nawrotowego

(schemat trojlekowy KRd) i opornego szpiczaka mnogiego. szpiczaka plazmocytowego z wykorzystaniem
skojarzonego leczenia karfilzomibem, lenalidomid

i deksametazonem dla pacjentow, u ktorych
stosowano jeden, dwa lub trzy poprzedzajace
protokoty leczenia

Leczenie nawrotowego | opornego
Karfilzomib szpiczaka u chorych, u ktérych

(schemat dwulekowy KD) stosowano co najmniej jeden
schemat leczenia

Leczenie chorych na ostra biataczke
Ostra Biataczka ) I\mfoblastyczha ‘ korr]orek ) ) .
. Blinatumomab prekursorowych limfocytéw B bez indukujacym remisje
limfatyczna .

chromosomu Filadelfia w przypadku

opornosci na wezesniejsza terapie.

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.

8 nowych molekut zostato dopisanych do istniejgcych programéw lekowych. Jedynie dla leku wenetoklast stworzony
nowy program lekowy B.103. Jak pokazuje tabelaryczne poréwnanie wskazania refundacyjne sa wezsze w poréwnaniu ze

wskazaniami rejestracyjnymi.

Liczba pacjentéw objetych leczeniem w 2019 r. w ramach analizowanych programéw lekowych zostata podana na
podstawie rozliczonej przez NFZ diagnostyki przeprowadzonej u pacjentéw wtaczonych do danego programui.
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Tabele 5 i 6 prezentuja odpowiednio szacowane liczby pacjentow objetych leczeniem, w podziale na terapie stosowane
w guzach litych i hematologii.

Tabela 5. Zestawienie liczebnosci populacji objetej refundacjg w 2019 w PL - guzy lite.

Liczba pacjentow
Nazwa Data decyzji Liczba pacjentéw PL | Analiza weryfikacyjna leczonych

Program lekowy

miedzynarodowa refundacyjnej w 2019 (dane NFZ) (AOTMIT) w pierwszych
12 miesigcach
B.6. Leczenie
Atezolizumab niedrobnokomorkowego raka 01.01.2019 692 1500-1600 1000
pfuca
B.6. Leczenie
Alectinib niedrobnokomorkowego raka 01.07.2019 55 200 130
ptuca
Palbociclib B.9. Leczenie raka piersi 01.09.2019 330 3000-5000 1000
Ribociclib B.9. Leczenie raka piersi 01.09.2019 216 3000-5000 650

B.4. Leczenie zaawansowanego

. 01.11.2019 275 1500 1500
raka jelita grubego

Tipiracil

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.

Tabela 6. Zestawienie liczebnosci populacji objetej refundacja w 2019 w PL - hematoonkologia

Liczba pacjentéw
Nazwa Data decyzji Liczba pacjentéw PL | Analiza weryfikacyjna leczonych

Program lekowy refundacyjnej | w2019 (dane NFZ) (AOTMIT) w pierwszych

12 miesigcach

miedzynarodowa

B.103. Leczenie przewlektej 111.2019*
venetoclax biataczki limfocytowej S 70 180 120
i1.01.2019
wenetoklaksem

B.54. Leczenie chorych na
daratumumab opornego lub nawrotowego 01.07.2019 97 100-150 230
szpiczaka plazmocytowego

B.54. Leczenie chorych na
carfilzomib opornego lub nawrotowego 01.07.2019 59 150-300*** 140
szpiczaka plazmocytowego

B.65. Leczenie chorych na ostrg

B2 oD biataczke limfoblastyczna

01.07.2019 10 brak danych 50

*

** w skojarzeniu z rytuksymabem *** z Ibrutynibem u chorych, ktérzy otrzymali | linie lub oporna i nawrotowa PBL

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.

W celu estymacji populacji pacjentow w perspektywie pierwszych 12. miesiecy refundacji objetych danym leczeniem
wzieto pod uwage nastepujace czynniki:

« realngdaterozpoczeciarealizacjiprogramulekowego, ktérabytazazwyczajpdzniejszanizdatadecyzjirefundacyjnej;

e brak limitéw na realizacje kontraktéw w onkologii, co moze skutkowac przekroczeniem podpisanych przez
Swiadczeniodawce kontraktow;

e liczebnos¢ populacji podang w analizach weryfikacyjnych (AWA), publikowang przez AOTMIT;

o dynamike wtgczania pacjentdow do PL w perspektywie dwuletniej obowigzywania decyzji refundacyjne;j.
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* Atezolizumab - refundowany od 1 stycznia 2019r. pojawia sie w rozliczeniach NFZ w kwotach rosngcych od maja
do grudnia 2019. W zwigzku z powyzszym zatozono, ze zuzycie leku w skali 12 miesiecy moze 0siggnqc poziom
1000 pacjentow.

o Trifluridine + Tipiracil - refundowany od 1 listopada 2019 pojawia sie w rozliczeniach NFZ od listopada. Biorgc
pod uwage niezaspokojone potrzeby pacjentow, dtugi okres oczekiwania na refundacje oraz wielkosc sprzedazy
w 1 miesigcu zatozono zuzycie leku w skali 12 miesiecy dla 1500 pacjentow

Tabela 7. Estymacja kosztéw refundacji /pacjenta w 2019 r.

Liczebnos¢

Nazwa nowotwsr e ] Sredni koszt terapii/pacjenta tACZNY KOSZT TERAPII DLA
w 2019 w2019 r. w zt ROZPOZNANIA w 2019 r.

Leczenie raka ptuca 747 31015 23 168 205

Leczenie raka piersi 546 10 528 5748 288

Leczenie zaawansowanego raka jelita grubego 275 10011 2 753 025

Leczenie przewlekte] biataczki limfocytowej 70 34 997 2 449 790

Leczenie szpiczaka mnogiego 156 51089 7 969 884

Leczenie ostrej biataczki limfoblastycznej 10 41295 412 950

LACZNY KOSZT TERAPII DLA WYMIENIONYCH WSKAZAN w 2019 r. 42 502 142

Zrédto: Opracowanie wiasne na podstawie danych NFZ.

Podsumowanie i wnioski oraz ograniczenia analizy

W ocenie skutkéw polityki refundacyjnej prowadzonej w 2019 r. w zakresie czasteczek objetych analiza HS istotne jest jak
wielu pacjentéw uzyskato dostep do nowoczesnych terapii, ktore znalazty sie na obwieszczenia ministra zdrowia. W Tabeli
nr 9. Przedstawiono poréwnanie populacji pacjentéw szacowanych przez ekspertow do objecia terapiami wzgledem liczny
chorych, ktérzy z takiego leczenia skorzystali w 2019 .
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Tabela 8. Poréwnanie liczebnosci populacji pacjentéw

Liczba pacjentéw w 2019 (1 roku finansowania
przez NFZ)

Nazwa miedzynarodowa Prognoza 2019-2021

Atezolizumab 1600 1000
Alectinib 200 130
Palbociclib 1000
3000*

Ribociclib 650
Trifluridine + tipiracil 2000 1500
Venetoclax™* 160+ 1300 100
Daratumumab 700" 400
Carfilzomib 500" 250
Blinatumomab 50 50

* prognoza dotyczy (rybocyklib,palbocyklib,abemacyklib)

** prognoza dla venetoklaxu dotyczyta nawrotowej i opornej PBL oraz schematu z rytuksymabem wspdlnie/zamiennie Ibrutinib

*** prognoza dotyczyta wskazania: Leczenie dorostych chorych na nawrotowego i opornego szpiczaka plazmocytowego, ktorych wczesniejsze
leczenie obejmowato inhibitor proteasomu i lek immunomodulujacy i zakoriczyto sie niepowodzeniem oraz Leczenie dorostych chorych ze szpiczakiem
plazmocytowym, ktorzy otrzymali co najmniej jedng wczesniejsza terapie.

**** |eczenie chorych na nawrotowego i opornego szpiczaka plazmocytowego oraz leczenie nawrotowego i opornego szpiczaka u chorych, u ktérych
stosowano co najmniej jeden schemat leczenia.

Zrodto: Opracowanie whasne na podstawie danych NFZ.

Zestawienie danych dotyczacych liczebnosci populacji wskazuje, ze liczba pacjentéw oszacowana na podstawie refundagji
NFZ w 2019 r. jest mniejsza niz estymowana przez ekspertéw klinicznych. Réznice wynikaja z faktuy, iz:

wskazania refundacyjne obowigzujace w danym programie lekowym sg wezsze niz wskazania rejestracyjne, na

podstawie ktorych dokonano prognozy,

fundacji d
1 roku fina

Estymacja populacji w kolejnych latach finasowania powinna opierac sie miedzy innymi na analizie przysztego otoczenia
refundacyjnego/konkurencji w danym wskazaniu, co moze by¢ na tym etapie obarczone duzym btedem.

Mozna zaryzykowac twierdzenie, ze populacje docelowe w kolejnych latach finansowania programéw lekowych moga
osiggnac prognozowane wielkosci.

Jedyny wyjatek stanowi Blinatumumab w ostrej biataczce limfatycznej, gdzie estymowana liczebnos¢ pacjentéw jest
zgodna z prognoza juz w pierwszym roku obowigzywania umowy refundacyjnej. W tym przypadku mozna spodziewac sie
przekroczenia prognozowanej wielkosci populacji.
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Tabela 9. Poréwnanie kosztéw terapii/pacjenta/rok

Sredni koszt terapii/pacjenta/rok - prognoza Sredni koszt terapii/pacjenta w 2019
(raport 1ZWO2Z) (dane NF2)
Leczenie raka ptuca 35 262 31015
Leczenie raka piersi 50 014 10528
Leczenie zaawansowanego raka jelita grubego 40 146 10011
Leczenie przewlektej biataczki limfocytowej 50 924 34997
Leczenie szpiczaka mnogiego 91 534 51 089
Leczenie ostrej biataczki limfoblastycznej 50583 41 295

Zrédto: Opracowanie wiasne na podstawie danych NFZ.

Réznice w kosztach pomiedzy prognoza a oszacowanym srednim kosztem terapii w 2019 r. wynikaja przede wszystkim
Z niepetnej rocznej realizacji danego programu lekowego.

Koszy leczenia raka ptuca w prognozie i oszacowaniu réznia sie w niewielkim stopniu. Wynika to z faktu, ze Atezolizumab
byt ujety na liscie refundacyjnej od 1.01.2019 r. a pierwsze opakowania leku zostaty udostepnione chorym w maju
2019 r. W pozostatych 8 przypadkach nowe molekuty zostaty faktycznie refundowane w wiekszosci w Il i IV kwartale
2019 r. Najwieksze roznice pomiedzy prognozowanym kosztem a estymowanym érednim kosztem w pierwszych
12 miesigcach obserwujemy w przypadkach molekut refundowanych najkrécej. Przyktadowo.: koszt/pacjenta/rok z uzyciem
molekuty Trifluridine + Tipiracil, ktory byt refundowany od listopada 2019 r. jest duzo nizszy od prognozowanej wartosci.

Zestawienie srednich kosztow na pacjenta w 2019 r. nalezy traktowac pogladowo.

/wiaszcza, ze prognoza kosztu/pacjenta /rok w danym obszarze terapeutycznym opierata sie na oszacowaniu kosztéw
kilku molekut w danym obszarze terapeutycznym. Uaktualnienie tegoroczne przedstawia natomiast koszty dla jednej lub
dwu molekut w wskazaniu onkologicznym.

Pomimo starannosci analitycznej zachowanej w procesie przeprowadzania uaktualnienia analizy, uzyskane oszacowania
obarczone sa kilkoma ograniczeniami, ktérych unikniecie nie byto mozliwe.

1. Oszacowania liczebnosci populacji pacjentow, ktérzy zostali kwalifikowali sie do leczenia refundowanymi
nowymi lekami przeciwnowotworowymi dokonano na podstawie, dla ktérych NFZ rozliczyt przeprowadzong
diagnostyke. Nalezy mie¢ na wzgledzie, iz liczebnos¢ populacji leczonej w 2019 r. powinna by¢ zweryfikowana
na podstawie unikalnych peseli pacjentow.

2. Do wyliczen kosztu terapii rocznej innowacyjnym lekiem przeciwnowotworowym refundowanym od 2019 r.
postuzyto sprawozdanie Departamentu Gospodarki Lekami NFZ z wykonanego planu za 2019 r. Ograniczeniem
przeprowadzanych estymacji jest brak danych z petnych 12 miesiecy realizacji umowy.

3. Dodatkowym ograniczeniem przeprowadzonej estymacji liczebnosci populacji jest niepewnos¢ dotyczaca
dynamiki proceséw refundacyjnych dotyczacych lekow konkurencyjnych w danym obszarze terapeutycznym.

4. Dodatkowo nalezy zaznaczyc¢, ze rzeczywiste koszty niektorych terapii beda nizsze ze wzgledu na stosowanie
poufnych mechanizméw zwrotu (tzw. payback) po przekroczeniu ustalonego poziomu wydatkéw NFZ
w perspektywie roku, zawartych w umowach pomiedzy producentami a Ministerstwem Zdrowia.
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Biorgc pod uwage ograniczenia analizy warto podkreslic, ze liczebnos¢ populacji pacjentow leczonych nowymi molekutami
w ramach uaktualnionych programéw lekowych najprawdopodobniej nie przekroczy prognozowanych ilosci. Srednie koszty
terapii nowymi lekami sq nizsze niz zaktadane w prognozie opracowanej na poczgtku 2019 r. przez I[ZWOZ. Rzeczywiste

koszty wiekszosci terapii bedq jeszcze nizsze ze wzgledu na stosowanie poufnych mechanizmow zwrotu (tzw. payback) po
przekroczeniu ustalonego poziomu wydatkéw NFZ w perspektywie roku, zawartych w umowach pomiedzy producentami
a Ministerstwem Zdrowia, co podkreslono réwniez w pierwotnej analizie.
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4.1, CELE WDROZENIA W KONTEKSCIE
CELOW POLITYKI ZDROWOTNEJ
| NARODOWEJ STRATEG
ONKOLOGICZNEJ

Z apewnienie warunkowego dostepu do najnowszych i skutecznych terapii dla chorych dotknietymi tak powaznymi

schorzeniami, jak choroby onkologiczne, niewatpliwie wpisuje sie w cele polityki zdrowotnej panstwa polskiego, wy-
razonych w wielu aktach prawnych oraz w przyjetej w tym roku uchwale Rady Ministrow w sprawie Narodowej Strategii
Onkologicznej na lata 2020-2030.

Aktem najwyzszej rangi jest tu Konstytucja RP, ktorej art. 68 przyznaje kazdemu prawo do ochrony zdrowia i jednoczesnie
naktada na wtadze publiczne obowiazek zapewnienia obywatelom rownego dostepu do $wiadczen opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkdw publicznych, niezaleznie od sytuacji materialnej. Przyjmuje sie, ze przepisu Konstytucji nakfa-
dajg na wtadze publiczne obowigzek stworzenia funkcjonalnego i sprawnego systemu ochrony zdrowia, ktérego zada-
niem i skutkiem jest ciggte podnoszenie poziomu zdrowotnosci spoteczenstwa, co zaktada znajdowanie i finansowanie
takich narzedzi, ktére pozwolg ten cel efektywnie realizowad, w ramach dostepnych srodkow publicznych. Ten system
musi uwzgledniac potrzeby najciezej chorych, takze tych jednostkowych pacjentdw, dla ktorych obecnie refundowane ze
Srodkoéw publicznych terapie nie sg dostepne z uwagi na spodziewany brak skutecznosci, ryzyko dziatan niepozadanych czy
jakiekolwiek inne czynniki dotyczace tych chorych.

Niezaleznie od samej Konstytucji, obowigzek zapewnienia mozliwie skutecznych opcji terapeutycznych dla pacjentéw on-
kologicznych i hematoonkologicznych mozna wywiez¢ z przepiséw co najmniej kilku aktéw prawnych:

Ustawa o zdrowiu Ustawa
publicznym 0 $wiadczeniach
opieki zdrowotnej
Rozporzadzenie Rady finansowanych ze
Ministrow w sprawie srodkow publicznych

Narodowego Planu

/drowia na lata Rozporzadzenie

2016-2020 Ministra Zdrowia
W sprawie
Ustawa KONSTYTUCJA priorytetow
o Narodowej zdrowotnych
Strategi

Onkologicznej
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Ustawa z dn. 26 kwietnia 2019 r. Rada Ministrow zostata zobowiazana do przyjecia strategii w obszarze onkologii dla
Rzeczpospolite] Polskiej, na lata 2020-2030 (zwanej niekiedy cancer planem). W preambule do tej ustawy wymieniono
powody koniecznosci jej wdrozenia miedzy innymi jakie jak obecny i prognozowany wzrost zachorowan na choroby nowo-
tworowe. (w jednym zdaniu). Skutki wynikajace z tego wzrostu to:

Obecny i prognozowany wzrost zachorowan na choroby nowotworowe
Wynikajace 7z tego wzrostu skutki w postaci:
e duzej Smiertelnosci
¢ powaznych konsekwencji spotecznych, w tym pogorszenia jakosci zycia chorych iich rodzin

e znacznego obciazenia finansowego zwigzanego z leczeniem chorob nowotworowych dla obywateli
i finanséw publicznych

Jednym z wymienionych w ustawie celéw Strategii (art. 2 ustawy) jest zapewnienie rownego dostepu do wysokie] jakosci
Swiadczen opieki zdrowotnej w obszarze onkologii, udzielanych zgodnie z aktualng wiedzg medyczna.

Strategia zostata przyjeta uchwata nr 10 Rady Ministrow z dn. 4 lutego 2020 r. w sprawie przyjecia programu wieloletnie-
go pn. Narodowa Strategia Onkologiczna na lata 2020-2030. Narodowa Strategia Onkologiczna proponuje prowadzenie
dziatanh w pieciu obszarach:

. Inwestycje w kadry - Poprawa sytuacji kadrowej i jakosci ksztatcenia w dziedzinie onkologii.

. Inwestycje w edukacje, prewencja pierwotna i styl zycia - Ograniczanie zachorowalnosci na
nowotwory przez redukcje ryzyka w zakresie profilaktyki pierwotnej nowotworéw.

. Inwestycje w pacjenta, prewencja wtérna - Poprawa skutecznosci profilaktyki wtérnej.

. Inwestycje w nauke i innowacje - Zwiekszenie potencjatu badan naukowych i projektéw
innowacyjnych w Polsce w celu umozliwienia pacjentom korzystania z najskuteczniejszych rozwigzan
diagnostyczno-terapeutycznych.

. Inwestycje w system opieki onkologicznej - Poprawa organizacji systemu opieki onkologicznej przez
zapewnienie pacjentom dostepu do najwyzszej jakosci proceséw diagnostyczno-terapeutycznych
oraz kompleksowej opieki na catej ,Sciezce pacjenta”.

Jednym z celéw w ramach obszaru czwartego Strategii (Inwestycje w nauke i innowacje) jest zwiekszenie potencjatu ba-
dan naukowych i projektow innowacyjnych w Polsce w celu umozliwienia pacjentom korzystania z najskuteczniejszych
rozwigzan diagnostycznoterapeutycznych. Jednym z siedmiu oczekiwanych rezultatéw dziatan podjetych w tym obszarze
ma by¢ osiggniecie do korca 2030 r. poziomu przynajmniej 20% dostepnych terapii onkologicznych wsérdd wszystkich
refundowanych na terenie UE.
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Osiaggnieciu tych oczekiwanych rezultatdw maja stuzy¢ okreslone dziatania i odpowiedzialnos¢ poszczegdinych urzeddw
i instytucji. Jako dziatanie nr 16 wskazano zapewnienie dostepu do innowacyjnych terapii w onkologii i hematologii, co ma
zostac zrealizowane dzieki wypetnieniu nastepujacych zadan:

wprowadzeniu rozwigzan
legislacyjnych umozliwiajacych
skrécenie czasu dostepu chorych
do innowacyjnych terapii
(do konca 2020 .)

wypracowaniu zasad gromadzenia
i analizy danych dotyczace
skutecznosci innowacyjnych terapii
stosowanych w Polsce
(do konca 2022 r)

Odpowiedzialnos¢ za wykonanie tych zadan spoczywa na Ministrze Zdrowia.

N

rozszerzaniu wykazu lekow
refundowanych w terapiach
onkologicznych, oferujac
pacjentom sukcesywny wzrost
dostepu do najnowszych metod
terapeutycznych
(do konca 2030 .)
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CEL 4. INWESTYCJE
W NAUKE | INNOWACJE

/ CEL - Zwiekszenie potencjatu badan naukowych
i projektéw innowacyjnych w Polsce
w celu umozliwienia pacjentom korzystania
z najskuteczniejszych rozwiazan diagnostyczno-
terapeutycznych

Zapewnienie dostepu do innowacyjnych terapii

O

Do konca
2020 .
wprowadzimy
rozwigzania
legislacyjne
umozliwiajace
skrécenie czasu
dostepu chorych
do innowacyjnych
terapii.

w onkologii i hematologii

Do konca
2022 r. wypracujemy
zasady gromadzenia

i analizy danych
dotyczace
skutecznosci
innowacyjnych
terapii stosowanych

w Polsce.

OCZEKIWANE
REZULTATY:
Do konca 2030 .
osiggniemy poziom
przynajmniej 90%
dostepnych terapii
onkologicznych
wsrod wszystkich
refundowanych na

terenie UE.
Do konca
2030 r. bedziemy
rozszerzac
wykaz lekow
refundowanych
w terapiach
onkologicznych,
oferujac pacjentom
sukcesywny
wzrost dostepu do
najnowszych metod
terapeutycznych.

Niewatpliwie przyjecie i wdrozenie rozwiazan majacych zapewnic¢ chorym na nowotwory oraz choroby onkologiczne krwi

warunkowy dostep do najnowoczesniejszych terapii, bedace przedmiotem niniejszego opracowania, doskonale wpisuje sie
w cele i zadania wskazane w Strategii.
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4.2, WARUNKOWY WCZESNY DOSTEP
DO PRZECIWNOWOTWOROWYCH
ORAZ INNOWACYJNYCH
TECHNOLOGII LEKOWYCH (WDTL+)
- PODSTAWOWE ZALOZENIA

N iniejszy dokument ma na celu przedtozenie opinii publicznej propozycji nowego mechanizmu wczesnego dostepu do
przeciwnowotworowych oraz innowacyjnych technologii lekowych, opartego na refundacji warunkowej, poprzedza-
jacej refundacje wiasciwa, uregulowana w Ustawie refundacyjnej. Mechanizm ten zwany jest w skrécie WDTL+.

Kryteria kwalifikacji danej technologii do objecia jej wczesnym dostepem bytyby nastepujace:
* wskazanie w leczeniu nowotworow litych i nowotwordw uktadu krwiotwoérczego i chtonnego
e dopuszczenie do obrotu w procedurze centralnej w ciggu ostatnich lat (okres ustalony w metodyce HS)

» wysoka warto$¢ kliniczna, definiowana w oparciu o algorytm wartosci dodanej leku (ESMO/ASCO/AOTMIT).
Mechanizm ten zaktadatby nastepujace dziatania:

1. wytanianie technologii lekowych, w obszarze onkologii i hematoonkologii, o najwyzszej warto-
$ci dodanej sposréd rejestrowanych lub oczekujagcych na rejestracje w Unii Europejskiej/EOG.
Odpowiedzialnos¢ AOTMIT we wspdtpracy z Zespotem Ekspertdw. Metodologia Horizon Scanning. Technolo-
gie lekowe, o ktérych mowa, powinny stanowic¢ odpowiedZ na niezaspokojone potrzeby medyczne’®, rozumia-
ne jako stan, w przypadku ktérego w danym wskazaniu: nie jest dostepna zadowalajgca technologia medyczna
finansowana ze srodkéw publicznych lub nie s3 objete refundacjg technologie medyczne, ktére oferujg chorym
znaczaco wyzszg korzysé terapeutyczng (ang. clinical benefit) niz technologie aktualnie finansowane ze $rod-
kéw publicznych.

2. uzyskiwanie zgody producenta technologii na objecie jej mechanizmem wczesnego dostepu, wynegocjowa-
nie ceny oraz innych warunkéw sprzedazy leku w ramach tego mechanizmu

wiasciwy organ (Minister Zdrowia) z uwzglednieniem opinii ZESPOtU EKSPERTOW. Lista ta bedzie sporzadzo-
na na bazie wnioskéw z analizy HS przy jednoczesnym zastosowaniu ALGORYTMU WARTOSCI DODANE)J
LEKOW (ESMO/ASCO/PTO-PTOK-AOTMIT). Wybrane technologie lekowe beda mogty znajdowa¢ sie na
takiegj liscie przez okres nie dtuzszy niz dwa lata.

—‘ 3. Coroczne sporzadzanie LISTY TECHNOLOGII OBJETYCH WCZESNYM DOSTEPEM (Lista WDTL+) przez

? Na podstawie Rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 r. ustanawiajace unijne procedury wydawania pozwolen dla produktéw leczniczych
stosowanych u ludzi i do celéw weterynaryjnych i nadzoru nad nimi oraz ustanawiajace Europejska Agencje Lekow, art. 14a.
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4. dokonywanie okresowej oceny efektywnosci i bezpieczenstwa technologii lekowych objetych warunkowym
dostepem (rejestr WDTL+) przez AOTMIT we wspdtpracy z ZESPOLEM EKSPERTOW

5. formutowanie rekomendaciji dla refundacji zwykiej przez AOTMIT we wspdtpracy z ZESPOLEM EKSPERTOW

Etapy procesu warunkowego dostepu do innowacyjnych technologii lekowych WDTL+

Q AOTMIT dokonuje co dwanascie miesiecy, analizy nowych czasteczek (analiza HS) oraz wskazan dla

obecnie zarejestrowanych lekéw, we wspétpracy z GRUPA EKSPERTOW, afiliowana przy AOTMIT

2 Q

GRUPA EKSPERTOW dokonuje GRUPA EKSPERTOW wskazuje
ewaluacji zebranych danych z praktyki terapie, ktére powinny by¢ finansowane
klinicznej lub innych dostepnych w ramach procedury WDTL+, na
informacji - przygotowuje rekomendacje podstawie ich efektywnosci, wytycznych

dla MZ po dwéch latach od wpisania na oraz unmet need - zastosownie
liste dotepu warunkowego ALGORYTMU
SKEADOWE
PROCESU
W MECHANIZMIE

WDTL+
11

Zbieranie danych z praktyki kliniznej, LISTATECHNOLOGII OBJETYCH
na podstawie SMPT i/lub danych WCZESNYM DOSTEPEM (LISTA
zbieranych w ramach rejestrow WDTL+), ktérg opracowuje MZ
klinicznych, analiza algorytnu oceny z uwzglednieniem opinii grupy
terapii wg ESMO/PTOK - proces ekspertéw, podlega konsultacjom
zakoriczony wydaniem srédokresowej publicznym, a podmioty odpowiedzialne
oceny terapii po roku przez GRUPE autoryzujg warunki dostawy produktu.
EKSPERTOW

Terapie sg ordynowane przez LEKARZY, po uzyskaniu pozytywnej opinii Konsultanta Krajowego
0 lub Konsultanta Wojewddzkiego

Zrédto: Opracowanie wiasne.
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Rola poszczegdlnych Interesariuszy w mechanizmie WDTL+

Zatwierdzanie wnioskéw z analizy HS
Ogtaszanie Listy technologii objetych wczesnym dostepem
Przyjmowanie Raportu z analizy danych zbieranych w rejestrze WDTL+ ( Lista WDTL+)

AOTMIT Analiza 'HS . ‘
Wsparcie analityczne zespotu eksperckiego

Konsultowanie analiz, opiniowanie wnioskow i rekomendacji dla AOTMIT
Opiniowanie projektu Listy technologii objetych wczesnym dostepem ( Lista WDTL+).
Opracowanie raportu z analizy danych zbieranych w rejestrze WDTL+ i rekomendacji

ZESPOL
EKSPERCKI

technologii objetych wczesnym dostepem do zwyktej refundacji

z listy WL (pod warunkiem uzyskania

Woyrazanie zgody na udostepnienie leku w ramach mechanizmu wczesnego,warunkowego
PRODUCENT dostepu (WDTL+), przedstawienie propozycji cenowej oraz innych proponowanych
LEKU warunkéw dostaw leku, ustalenie tych warunkéw w toku negocjacji prowadzonych
z Ministrem Zdrowia przy wsparciu Zespotu Ekspertéw. Podpisanie Umowy. zgodnie
z ustaleniami

Zrédto: Opracowanie wiasne.

37




&R

38

N

& | [ZWOZ | Woctroniz zokowna

p/

4.3. NARZEDZIA KRYTYCZNE
DLA EFEKTYWNOSCI MECHANIZMU
WD TL+

E fektywne zarzadzanie mechanizmem WDTL+ wymaga odpowiednich narzedzi. Za kluczowe uznaje sie:

» Horizon scanning, ktéry powinien by¢ systematycznie przeprowadzany przez AOTMIT. Wykorzystanie HS dla
przegladu innowacyjnych przeciwnowotworowych technologii lekowych mogtoby by¢ poczatkiem szerokiego
stosowania tej analizy do dtugoterminowego planowania refundacji innych technologii, takze nielekowych.

 Algorytm wartosci dodanej leku. Oprocz wymogu wykazania w badaniach korzysci istotnych klinicznie, na
potrzeby selekgji, liczne panstwa wprowadzity wymaog weryfikacji efektywnosci kosztowej. W zwiagzku z ograni-
czeniami, z ktérymi wigze sie stosowanie jednostki QALY (ang. quality adjusted life years) coraz czesciej wykorzy-
stywanym rozwigzaniem stajg sie algorytmy oceny wartosci dodanej leku. Narzedzia te przyjety sie z sukcesem
w brytyjskim i szwajcarskim systemie ochrony zdrowia. W 2015 roku naprzeciw oczekiwaniom ubezpieczycieli
i ptatnikéw wyszty najwieksze onkologiczne towarzystwa naukowe: Europejskie Towarzystwo Onkologiczne
(ESMO) i Amerykanskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej (ASCO), publikujac propozycje wtasnych algorytmow
oceny leku przeciwnowotworowego. W tym samym roku opublikowana zostata rowniez wspdélna propozycja
algorytmu, stworzonego przez ekspertow polskich onkologicznych towarzystw naukowych (PTOK, PTO). Na
potrzeby wdrozenia WDTL+ zasadny jest przeglad algorytmu PTOK i PTO lub opracowanie jego nowej wersji
np. we wspétpracy z AOTMIT.

Rejestr WDTL+. Warunkowy dostep do najnowszych technologii oparty powinien by¢ na przejrzystym, trans-
parentnym i skutecznym procesie monitoringu i ewaluacji skutecznosci terapii. W procesie tym kluczowa role
muszg odegrac rejestry medyczne. W przypadku WDTL+ rekomenduje sie stworzenie odrebnego poza syste-
mu sprawozdawczosci, analogicznego do SMPT, ale unikajac wszystkich stabosci i bteddw popetnianych przy
konstruowaniu SMPT, w szczegdlnosci gromadzenia nadmiaru informacji, ktére w konsekwencji nie umozliwiaja
oceny skutecznosci terapii.

4.4 ZASADY FINANSOWANIA WDT L+

Z asady finansowania WDTL+ nalezy rozpatrywac w kontekscie:
» Ustalania ceny leku zakwalifikowanego do WDTL+

Po przeprowadzeniu analizy HS oraz wytonieniu wstepnej listy proponowanych technologii lekowych, ktére mo-
gtyby znaleZ¢ sie na wiasciwej liscie WDTL+ (liscie technologii lekowych objetych wczesnym dostepem, ogtasza-
nej przez Ministra Zdrowia) kolejnym krokiem bytoby ustalenie warunkéw finansowych dostaw tych technologii.
Ten etap wymagatby dokonania ustalen finansowych z dostawca (producentem) leku.
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Ustalenia powinny zapada¢ miedzy producentem (dostawca) a Ministrem Zdrowia, przy wsparciu specjalnego ze-
spotu powotanego przez Ministra, ktéry odpowiadatby za negocjowanie szczegdtowych warunkdw dostaw leku.
Zespot nie powinien byc zbyt liczebny ani procedura nie powinna by¢ zbyt ztozona - chodzi bowiem o ustalenie
warunkéw finansowych dla leku jedynie na okres warunkowej refundacji. Bytoby pozadane zwrdcenie uwagi na
zakres kompetencji instytucji reprezentowanych w tym zespole. Konieczne jest, aby wzorem Cancer Drug Fund
w Wielkiej Brytanii w sktad takiego zespotu wchodzili przedstawiciele NFZ oraz AOTMIT.

Minister Zdrowia wzywatby dostawce (producenta) leku do ztozenia oferty cenowej. Oferta mogtaby zawierac¢
nie tyko cene dostawy, ale takze instrumenty dzielenia ryzyka, czyli np. propozycje dostaw leku po obnizonej
cenie (wszystkich lub do okreslonego limitu), propozycje refundacji do okreslonego limitu (cap), po przekroczeniu
ktorego producent bytby zobowigzany do finansowania terapii na swoj koszt, lub po przekroczeniu ktorego bytby
zobowiazany do dokonywania zwrotu czesci kosztodw poniesionych przez ptatnika na warunkowa refundacje leku.

Po ztozeniu oferty, jesli bytaby taka potrzeba, odbywatyby sie negocjacje (w szczegdlnosci wowczas, gdyby Mi-
nister Zdrowia uznat, ze nie moze przyja¢ oferty bez zmiany jej warunkow), na ktérych zapadatyby ostateczne
ustalenia co do warunkow dostaw. Spisywana bytaby umowa pomiedzy Ministrem Zdrowia z dostawca (produ-
centem) leku, w ktorej bytyby zawarte postanowienia odnosnie ceny leku oraz ewentualnych instrumentow dzie-
lenia ryzyka, jak rowniez minimalny wolumen leku, jaki producent zapewni na czas objecia leku trybem wczesnego
dostepu. Umowa powinna by¢ mozliwie prosta, aby jej wyktadnia nie budzita watpliwosci. Niewykonywanie lub
niewtasciwe wykonywanie umowy przez producenta (np. oferowanie leku po wyzszej cenie niz ustalona, brak
dostaw, lub dostawy ponizej zadeklarowanych ilosci pomimo zamowien) narazatoby go nie tylko na odpowiedzial-
nosc¢ cywilno-prawng, ale takze pociggatoby za sobg usuniecie leku z listy WDTL+.

Po podpisaniu umowy bytaby wydawana decyzja administracyjna (Minister Zdrowia) o wpisaniu leku na liste
WODTL+. Usuniecie leku z listy, oraz jego ewentualne ponowne wpisanie, nastepowatoby w drodze decyzji admi-
nistracyjnej, od ktorej przystugiwatyby srodki odwotawcze na zasadach okreslonych w KPA.

Dana technologia, ktéra uzyskata pozytywna rekomendacje w ramach analizy HS, oraz ktorej warunki dostawy
zostaty uzgodnione w trybie opisanym powyzej, bytaby obejmowana wczesnym dostepem (wpisywana na liste
technologii objetych wczesnym dostepem) na okres 2 lat. Na taki tez okres bytyby zawierane umowy obejmujace
warunki handlowe dostawy leku. Jednakze juz po pierwszym roku dokonywana bytaby ewaluacja technologii
lekowej i Minister Zdrowia bytby uprawniony do renegocjowania warunkéw umowy zawartej z producentem.
Przestanki uprawniajace do renegocjacji warunkdéw umowy bytyby nastepujace:

e Nizsza niz szacowana na podstawie badan klinicznych skutecznos¢ terapii
« wieksza od szacowanej populacja wtaczona do leczenia,

« brak zapewnienia rzeczywistej dostepnosci leku przez jego producenta np. dostawy leku ponizej zade-
klarowanej ilosci

W wyniku tych renegocjacji bytoby mozliwe obnizenie ceny, zmiana capu (4. limitu, do ktérego lek finansuje pfat-
nik publiczny), itp.

e Ustalanie budzetu WDTL+.

Poziom finansowania WDTL+ powinien by¢ powiazany z ogdlnym budzetem na refundacje i stanowic¢ kwote wy-
odrebniong w planie finansowym NFZ. Wydatki na terapie objete WDTL+ nie powinny obcigzac ryczattu szpitala.
Lista lekow objetych WDTL+ jest ustalana na podstawie wartosci punktowej uzyskanej w algorytmie, populacji
szacowanej do objecia terapig w danym roku oraz ceny wynegocjowanej z producentem, do limitu srodkéw do-
stepnych w mechanizmie WDTL+ w danym roku budzetowym. Przekroczenie liczby pacjentéw kwalifikowanych
do leczenia wzgledem szacunkoéw analizy HS lub niskie wyniki srédokresowej oceny skutecznosci terapii moga
skutkowad zmiang parametrow umowy o wczesna warunkowa refundacje.
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e Zrédta finansowania WDTL+

Mechanizm WDTL+ powinien byc¢ traktowany jako narzedzie realizacji celéw Narodowej Strategii Onkologicznej
(NSO). Tym samym powinien by¢ finansowany z budzetu przypisanego do NSO. Srodki zaplanowane na realizacje
dziatan przewidzianych w NSO wydaja sie dalece niewystarczajace, aby mozliwe byto osiggniecie wielu zapisanych
w niej ambitnych celéw. Konieczne wydaje sie przeznaczenie dodatkowych srodkow, ktére mogtyby zasili¢ bu-
dzet NSO. W toku podjetych inicjatyw ustawodawczych okazjg do realizacji tego celu jest propozycja powotania
Funduszu Medycznego (FM), ktéry zasili system ochrony zdrowia kwotg ponad 2,7 mid zt. Wyodrebnienie w FM
budzetu WDTL+ pozwolitoby na realizacje ambitnych celéw okreslonych w NSO w zakresie dostepu do innowa-
cyjnych terapii, przyjetych przez srodowiska pacjenckie, z jednej strony z duzym entuzjazmem, zas z drugiej strony
Z nieukrywanym sceptycyzmem wtasnie z powodu zbyt matych $rodkéw finansowych, ktére dzisiaj dostepne sg
w tym obszarze.

Innym wartym rozwazenia rozwigzaniem jest ustalenie statego procenta srodkéw pochodzacych z akcyzy na al-
kohol i papierosy, czyli substancje o udowodnionym negatywnym, kancerogennym wptywie na zdrowie. Zasadne
bytoby powrdcenie do koncepcji oznaczenia przynajmniej czesci Srodkow pochodzacych z tego podatku i powig-
zanie ich z finansowaniem opieki zdrowotnej, w szczegdlnosci onkologiczne;.

4.5, PROCES UZYSKANIA TERAPI
DLA INDYWIDUALNEGO PACJENTA

erapia finansowana ze Srodkéw publicznych w ramach WDTL+ bytaby co do zasady przeznaczona dla jednostkowych

pacjentéw. Pacjent, spetniajacy okreslone kryteria kwalifikacji do takiego leczenia, mogtby - na okreslonych zasadach
- otrzymac lek, ktory wezesniej zostat wpisany na liste lekow objetych wezesnym dostepem (wykaz ustalany przez Ministra
Zdrowia). Jednak DTL+ w odréznieniu od RDTL oparty jest na refundacji terapii dla okreslonej, zdefiniowanej w analizie
HS grupy chorych, majacych niezaspokojona potrzebe medyczna, a nie dla pojedynczego pacjenta.

Zgodnie z przedstawiang koncepcja na etapie HS dokonywana jest ocena kliniczna poszczegdlnych molekut oraz szaco-

wane ich koszty. W procesie tym uczestniczy AOTMIT oraz grupa ekspertow, dziatajaca w imieniu Ministra Zdrowia. Dla-
tego na etapie wnioskowania u udostepnienie terapii jednostkowemu pacjentowi nie ma juz potrzeby dokonywania przez
AOTMIT ponownej oceny klinicznej i ekonomicznej tej technologii (w RDTL ocena zasadnosci refundacji leku przez AOT-
MiT poprzedza wydawanie ewentualnej indywidualnej zgody na RDTL przez Ministra Zdrowia, co opdznia moment rozpo-
czecia leczenia). Ponadto AOTMIT posiada kompetencje z zakresu HTA, wiec nie wydaje sie uzasadnione, aby dokonywat
oceny zasadnosci zastosowania danej terapii, nawet z kosztowego punktu widzenia, u jednostkowych pacjentow.

Postulowane bytoby réwnoczesnie odejscie od wymogu uzyskiwania indywidualnej zgody Ministra Zdrowia. Wszelkie de-
cyzje o przyznaniu danemu pacjentowi dostepu do leczenia danym lekiem z listy technologii lekowych objetych WDTL+
powinny by¢ podejmowane wytacznie o kryteria kliniczne, przez lekarza prowadzacego pacjenta, za potwierdzeniem pra-
widftowosci takich decyzji przez wtasciwego konsultanta wojewddzkiego lub krajowego.
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Warunkiem skorzystania z tej formy terapii bytyby nastepujace przestanki:

Zagrozenie zycia lub zdrowia pacjenta

oraz

dycznej refundowane

(innymi

ekomendujemy uwzglednienie tej ostatniej przestanki jako alternatywy dla zwyktej niedostepnosci refundowane-

go leczenia. Czasem bowiem leczenie refundowane w danym wskazaniu jest formalnie dostepne, niemniej jednak
7 uwagi na pewne okolicznosci jego zastosowanie u konkretnego pacjenta bytoby niecelowe - np. mozna z duza doza
prawdopodobienstwa zatozy¢, ze nie przyniesie ono wymiernych korzysci choremu lub narazi go na niewspdtmierne ry-
zyko, dodatkowo opdzniajac wdrozenie witasciwego leczenia. Bezwzgledny wymadg niedostepnosci innej refundowanej
opdji terapeutycznej, ktéry obowiazuje w procedurze RDTL, jest wielokro¢ krytykowany jako zbyt formalny, i prowadzacy
wiasdnie do opdZniania wtasciwego leczenia, w sytuacji, w ktdrej mozna racjonalnie przewidywac, ze formalnie dostepne
refundowane leczenie nie przyniesie choremu korzysci. Podejscie, zaktadajace koniecznos¢ wyczerpania wszelkich innych,
chocby tylko formalnie dostepnych, refundowanych opcji terapeutycznych, jest niekorzystne zarowno dla pacjenta, jak i dla
ptatnika publicznego, ktéry przeciez ponosi koszty takiego zbednego leczenia.

Spetnienie powyzszych przestanek potwierdzatby lekarz kwalifikujacy pacjenta do leczenia w ramach warunkowego do-
stepu do technologii lekowych. Lekarz ten wskazywatby jednoczesnie lek z wykazu WDTL+, ktéry w jego ocenie powinien
zostac u pacjenta zastosowany, podajac stosowne uzasadnienie kliniczne.

Od strony formalnej konieczny bytby specjalny wniosek, ktory w pierwszej kolejnosci powinien by¢ sporzadzany przez
lekarza kwalifikujacego pacjenta do leczenia w ramach wczesnego dostepu do technologii lekowych. Whniosek podlegatby
nastepnie zaopiniowaniu przez konsultanta wojewddzkiego lub krajowego we wiasciwej dziedzinie medycyny (onkologia
lub hematoonkologia). Innymi stowy, lekarz prowadzacy chorego, przed rozpoczeciem leczenia, bytby zobligowany uzyskac
pozytywna opinie konsultanta. Konsultant, w celu wydania opinii, otrzymywatby od lekarza wniosek o wydanie opinii,
zawierajacy informacje o chorobie, przebiegu dotychczasowego leczenia, proponowanej terapii z uzyciem konkretnej tech-
nologii lekowej, spodziewanych korzysciach z jej zastosowania, wraz z odnosng dokumentacja medyczng pacjenta. Konsul-
tant bytby zobligowany do przedstawienia opinii w terminie 14 dni od dnia otrzymania wniosku; brak odpowiedzi w tym
terminie bytby réznoznaczny z udzieleniem pozytywnej opinii.
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Proces rozpatrywania wniosku

[+ ]
V (/

lekarz prowadzacy konsultant wojewodzki rozpoczecie leczenia
lub krajowy

Po potwierdzeniu decyzji lekarza prowadzacego przez wiasciwego konsultanta, pacjent powinien méc rozpoczac leczenie
z zastosowaniem leku z wykazu technologii lekowych objetych WDTL+. Przerzucenie maksimum dziatan kwalifikujacych
lek do objecia go tym mechanizmem na etap poprzedzajacy wnioskowanie o sfinansowanie leku z takiego wykazu indy-
widualnemu pacjentowi pozwoli nie tylko dokonac¢ odpowiednio wczesniej jego analizy klinicznej i kosztowej, ale rdwniez
pozwoli mozliwie szybko rozpoczaé proces leczenia, co z pewnoscig przetozy sie na wyzszg skutecznosé zastosowania
leku, komfort i bezpieczenstwo pacjenta i odbiurokratyzowanie samej procedury, dzieki czemu lekarze beda chetniej
7 niej korzystac.

zgoda na otrzymywanie
zainicjowanie powiadomien

procedury o kolejnych
etapach

zapoznanie
tami
postepowania
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4.6, KORZYSCIWYNIKAJACE
/ PRZYJECIA MECHANIZMU

Whprowadzenie mechanizmu stuzy¢ bedzie:

dostepu chorych do naj

worowych,odpowiadajacyc

\p. konsultanci kr

U technologii lek
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SZANSE | ZAGROZENIA WDROZENIA

MECHANIZMU WD TL+

i

SZANSE

v Narodowa Strategia Onkologiczna i dazenie
do skutecznego realizowania jej celow

v Gwranacja rosnacych naktagdow na ochrone
zdrowia zabepieczona w ustawie 6%

v Inicjatywa powotania Funduszu
Medycznego

v Swidomoé¢ i oczekiwanie Polakéw, ze
konieczne jest dalsze zwiekszanie naktadow
na onkologie

v Mozliwosc sprawdzenia rozwigzan opartch
na wczesnym dostepie, w ktore wpisane sg
obiektywne mechanizmy monitorowania
I efektywnosci terapii.

.

ZAGROZENIA

v Kryzys gospdarczy i ryzyko zapasc
w systemie finansow publicznych,
ograniczajace w dtuzszej perspektywie
naktady na Ochrone Zdrowia

v Opdr czesci pacjentow przed wdrazaniem
rozwigzan nakierowanych na potrzeby
okreslonej grupy

v Naciski innych grup interesariuszy systemu
opieki zdrowotnej na wzrost finansowania
ich dziatalnosci/potrzeb

v Potencjalny opor niektorych podmiotow
odpowiedzialnych przed rozwojem
narzedzi monitorujgcych efektywnosc
terapii | wykorzystywaniem ich w procesie
refundacji.
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Prof. dr hab. n. med. Maciej Krzakowski

Krajowy konsultant w dziedzinie onkologii klinicznej. Kierownik Kliniki Nowotworéw Ptuca i Klatki Piersiowej;
Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie

- Panstwowy Instytut Badawczy w Warszawie Prezes Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej
Przewodniczacy Krajowej Rady ds. Onkologii przy Ministrze Zdrowia.

Dokument - przygotowany przez zespét ekspertdw Uczelni kazarskiego — zostat opracowany w zwigzku z znacznym zwiekszeniem
liczby nowych lekdw przeciwnowotworowych, ktérych udostepnienie chorym staje sie coraz wiekszym wyzwaniem. Trudnosci wy-
nikaja z kilku powododw. Po pierwsze, nowe leki — wykorzystujgce niejednokrotnie nowoczesne mechanizmy dziatania przeciwno-
wotworowego - maja zroznicowana wartos¢ pod wzgledem skutecznosci i bezpieczenstwa oraz majg czesto odmienne znaczenie
w przypadku chorych na poszczegdine nowotwory (np. w sytuacjach, gdzie sa dostepne metody leczenia lub nie ma wartosciowych
moxzliwosci postepowania). Po drugie, nowoczesne leki cechuje zwykle duzy koszt i decyzje refundacyjne powinny by¢ oparte na
- mozliwie najbardziej - przejrzystych i racjonalnych zasadach. Dodatkowa okolicznoscia jest fakt, ze warto$¢ nowych lekdw wyka-
zana podczas prospektywnych badan klinicznych nie zawsze znajduje potwierdzenie w praktyce, poniewaz kryteria kwalifikowania
w ramach badan klinicznych nie odpowiadaja rzeczywistej charakterystyce chorych. Niezaleznie od wspomnianych uwarunkowan
Klinicznych (rdznice pod wzgledem tzw. wartosci dodanej) i finansowych (duzy koszt) problemem jest zapewnienie dostepnosci do
nowych metod leczenia w okresie miedzy zarejestrowaniem i podjeciem decyzji refundacyjnych - problem jest szczegdlnie istotny
w krajach, w ktérych czas miedzy decyzjami rejestracyjnymi i refundacyjnymi jest w wielu wypadkach nadmiernie dtugi.

Wymienione wyzej okolicznosci uzasadniajg pilng potrzebe wprowadzania mechanizmdw, ktdre moga umozliwiac wieksza dostep-
nos¢ nowych lekéw w okresie przed refundacja. Przyktadem sa - istniejace w niektorych krajach - rozwiazania, ktore umozliwiaja
warunkowe finansowanie nowych lekéw do czasu potwierdzenia rzeczywistej wartosci w praktyce klinicznej. VWspomniane me-
chanizmy sg praktykowane przede wszystkim w krajach o duzym potencjale finansowania (np. Japonia i Niemcy). Majg rowniez
zastosowanie w przypadku systemdw, ktére dysponujg mniejszymi srodkami (np. Czechy). W Polsce od 2017 roku funkcjonuje sys-
tem Ratunkowej Dostepnosci Technologii Lekowych (RDTL), ktory jednak nie jest rozwigzaniem optymalnym z powodu ztozonosci
procedur sktadania i oceniania wnioskow (np. rozne postepowanie w zaleznosci od reladji kosztu leczenia wobec Sredniej wartosci
krajowego produktu brutto) oraz realizowania (np. limitowany czas waznosci decyzji pozytywnej wynoszacy 3 miesigce).

Projekt - przygotowany przez ekspertow Uczelni tazarskiego - zaktada zwiekszenie racjonalnosci procedury RDTL oraz mozliwosci
podejmowania decyzji przez Ministra Zdrowia. Podstawowym zatozeniem projektu jest koniecznos¢ okreslania rzeczywistej warto-
Sci nowych lekdw na podstawie analizy prowadzonej przez ekspertéw z dziedziny onkologii, przy czym analiza powinna uwzgled-
nia¢ skutecznosc i bezpieczenstwo ocenianych technologii oraz powinna uwzglednia¢ zapisy obecnie dostepnych - powszechnie
akceptowanych - wytycznych postepowania i stopiert potrzeb w ocenianych sytuacjach klinicznych. Wydaje sie, ze wymienione
analizy powinny zwracac szczegdlng uwage na leki stosowane w ramach postepowania o zatozeniu radykalnym (np. okotoopera-
cyjne leczenie uzupetniajace chorych w stadium wezesnym lub kojarzenie z radioterapig w stadium zaawansowania miejscowego).
Istotne powinno by¢ rdwniez zwrécenie szczegdlnej uwagi na sytuacje kliniczne, w ktérych nie ma wartosciowego leczenia poza
postepowaniem objawowym.

Bardzo waznym elementem projektu jest propozycja, aby decyzje refundacyjne miaty tzw. warunkowy charakter (tzn. na okres do
uzyskania dowoddw $wiadczacych o rzeczywistej wartosci lekdw w praktyce klinicznej). Wydaje sie, ze ocena rzeczywistej wartosci
nowych technologii na podstawie informaciji z praktyki klinicznej powinna by¢ podstawa finalnych negocjacji z producentami, a takze
moze by¢ bardzo wartosciowa w sytuacji podejmowania ustalen w zakresie wdrazania mechanizmdw tzw. ,podziatu ryzyka” Przed-
stawione zatozenia stwarzaja realng szanse na identyfikowanie grup chorych z najwiekszym prawdopodobienstwem uzyskania ko-
rzysci zwigzanych z wykorzystywaniem okreslonych metod postepowania - korzysci moga dotyczy¢ nowotwordw wystepujacych
czesto i rozpoznawanych rzadko oraz sytuadji klinicznych, w ktérych nie ma obecnie wartosciowych metod lub nowa technologia
stanowi alternatywe terapeutyczng i pozwala na indywidualizacje postepowania z uwzglednieniem réznic w zakresie charakterystyki
chorych (np. uwzglednienie wspdtwystepujacych chordb).

Wdrazanie mechanizmdw umozliwiajacych stosowanie nowoczesnych metod leczenia wymaga przeznaczenia znacznych srodkow
finansowych, ktére obecnie sg w Polsce mniejsze od $redniej europejskiej. Zbyt mate naktady finansowe uniemozliwia poprawienie
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dostepnosci do nowoczesnych metod leczenia nawet w sytuacji wprowadzenia bardziej racjonalnych zasad okreslania klinicznej
wartoscii podejmowania decyzji na temat refundowania technologii lekowych z publicznych $rodkéw. Konieczne jest rdwniez wpro-
wadzenie mozliwosc wykorzystywania mechanizméw tzw. ,podziatu ryzyka” Jednoczesnie bardzo wskazane jest przeprowadzenie
analizy zasadnosci i zakresu finansowania szeregu technologii medycznych w ramach obecnie istniejacego koszyka gwarantowa-
nych $wiadczen onkologicznych, ktére moga by¢ niejednokrotnie mniej skuteczne i obcigzone wiekszym ryzykiem powiktar w po-
réwnaniu do metod nowych (tym samym - moga generowac nieuzasadnione wydatki finansowe).

Wartos¢ projektu jest zwiazana ze szczegdtowa oceng sytuacji w zakresie dostepnosci nowoczesnych metod postepowania tera-
peutycznego oraz - przede wszystkim — potencjalnym znaczeniem proponowanych rozwiazan. Proponowane rozwiazania moga
by¢ waznym elementem Narodowej Strategii Onkologiczne.
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Prof. dr hab. med. Piotr Rutkowski

Kierownik Kliniki Nowotworéw Tkanek Miekkich, Kosci i Czeriakéw

Petnomocnik Dyrektora ds. Badan Klinicznych

Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie - Paristwowy Instytut Badawczy Warszawa
Przewodniczacy Zespotu Ministra Zdrowia ds. Narodowej Strategii Onkologicznej

Propozycja stworzenia mechanizmu  wczesnego i warunkowego dostepu do przeciwnowotworowych oraz innowacyjnych tech-
nologii lekowych WDTL+ wydaje sie interesujgca opcjg wypetienia luki dla polskich pacjentdw chorych na nowotwory i realizadji
jednego z zadar Narodowej Strategii Onkologicznej. Kraje Unii Europejskiej proponuijg szereg réznych rozwigzan w zakresie dostep-
nosci niezbednych terapii onkologicznych na etapie przed- i porejestracyjnym. Réwniez Europejska Agencja Medyczna zapropono-
wata kilka strategii, jak accelerated assessment czy conditional marketing authorisation w przypadku szczegdlnie obiecujacych terapii
spetniajacych zatozenia unmet clinical need. Polska legislacja nadal nie przewiduje mozliwosci dostepnosci terapii przed rejestracjg
w ramach expanded access/compassionate use i tu rowniez niezbedne sg zmiany prawne. WDTL+ ma uzupetnic¢ luke szybkiej do-
stepnosci takich terapii w bezposrednim okresie po rejestracji, co moze by¢ szczegdlnie wazne w przypadku nowotwordw rzadkich,
gdzie 7 reguty trudno spetni¢ wszystkie kryteria oceny HTA-AOTMIT dla duzych badan z losowym doborem chorych i wiasciwg
moca statystyczna. Bardzo wazne sa punkty czasowe dla realizacji WDTL+, aby mechanizm ten nie stanowit powielenia procesu
refundacyjnego. Wazne jest opracowanie szczegdtow tego rozwigzania w zakresie i oczywiscie przerzucenia mozliwosci procedo-
wania WDTL+ przez Ministra Zdrowia przy wczesnym udziale producentdw lekdw. W polskich warunkach, jak wiemy dotychcza-
sowa praktyka w sposdb niewtasciwy opdznia i znieksztatca refundacje terapii (nie tylko w onkologii) poprzez mechanizm, Ze tylko
na wniosek producenta przygotowywany jest program lekowy i proces refundacyjny. Bardzo dobra propozycja jest wykorzystanie
dla priorytetyzacji propozycji terapeutycznych skal oceny skutecznosci technologii lekowych, m.in. ESMO ESMO-MAGNITUDE OF
CLINICAL BENEFIT SCALE (ESMO-MCRBS) [https:/www.esmo.org/content/download/288502/5736211/1/ESMO-MCBS-Bo-
oklet.pdf] czy Algorytmu wartosci dodanej lekow PTOK. Rownie istotne jest okreslenie maksymalnej dtugosci trwania WDTL+ dla
danego leku, nastepstw w odniesieniu do ,normalnego” refundowanego programu lekowego oraz systemu gromadzenia i analizy
danych dotyczacych skutecznosci innowacyjnych terapii stosowanych w ramach WDTL+ w Polsce.
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Prof. Piotr Czauderna

Koordynator Sekcji Ochrony Zdrowia
Narodowej Rady Rozwoju

Powyzsze opracowanie stanowi bardzo cenny wktad do rozwigzania problemu ograniczonej dostepnosci do lekdw innowacyjnych
w Polsce. Mozna nawet pokusic¢ sie o stwierdzenie, iz przyczynito sie ono do wprowadzenia pewnych rozwigzan systemowych
w procedowanej obecnie w polskim Sejmie z inicjatywy Prezydenta RP, Andrzeja Dudy ustawy o Funduszu Medycznym.

Cenna czescig Raportu jest skrocony przeglad rozwigzan miedzynarodowych w zakresie wczesnego i warunkowego dostepu do
lekow. W opracowaniu ujecto 30 technologii lekowych (niekiedy stosowanych w kilku wskazaniach) chorych leczonych z powodu
najczestszych ztosliwych guzow litych oraz 20 technologii lekowych (takze niekiedy stosowanych w kilku wskazaniach) dla grupy
chorych z najczestszymi chorobami hematoonkologicznymi. Co bardzo wazne, w oparciu o szacunek liczebnosci ww. grup chorych
oraz oficjalne koszty zakupu lekdw oceniono tez ich orientacyjne koszty wynoszace blisko 1 miliard ztotych. Pozwala to na oszaco-
wanie skali wydatkow publicznych niezbednych na sfinansowanie poszerzonego dostepu do nowych lekdw dla obywateli Polski
dla we wskazaniach onkohematologicznych. Cennym elementem Raportu jest réwniez wprowadzenie pojecia niezaspokojonej
potrzeby medycznej oznaczajacej stan, w przypadku ktorego nie istnieje zadowalajagca metoda terapeutyczna dopuszczona do
stosowania w Polsce lub - nawet jezeli taka metoda istnieje - w przypadku ktdrej zastosowanie danego produktu leczniczego bedzie
stanowito znaczaca korzysc terapeutyczng dla oséb dotknietych choroba.

Z drobnych uwag musze nadmienic, ze o ile prawda jest stwierdzenie zawarte w raporcie, iz ,Do tej pory nie zostata wprowadzona
do polskiego ustawodawstwa procedura compassionate use”, to jednak w rzeczywistosci istnieje ona nieformalnie dzieki instytugji
zgody lokalnych komisji etycznych wyrazanej kazdorazowo na leczenie eksperymentalne lub pozastandardowe. Ponadto, w grupie
przestanek uprawniajacych do renegodjacji warunkdw umowy przez Ministra Zdrowia po pierwszym roku dokonywana bytaby ewa-
luacja technologii lekowe] uprawniajgcych do renegocjowania warunkdw umowy zawartej z producentem nalezatoby uwzglednic
takze brak zapewnienia rzeczywistej dostepnosci leku przez jego producenta. VWarto tez zauwazy¢, ze planowana wielkos¢ budzetu
Fundusz Medycznego ulegta w procesie legislacyjnym zwiekszeniu do 4 miliardow zt rocznie.
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Prof. dr hab. med. Ewa Lech-Mararida

Konsultant Krajowy
w dziedzinie hematologii

Raport ,, Propozycja nowego mechanizmu wczesnego i warunkowego dostepu do przeciwnowotworowych oraz innowacyjnych
technologii lekowych (wdth+)” przygotowany przez ekspertow Instytutu Zarzadzania w Ochronie Zdrowia (IZWOZ) Uczelni tazar-
skiego pod redakcja naukowa dr n. ekon. Matgorzaty Gatazki-Sobotka dotyka najwiekszej potrzeby polskiej hematologii i onkologii, .
poprawy dostepu do nowoczesnych technologii lekowych. W Raporcie zaprezentowano gotowe do wdrozenia narzedzie systemo-
we - WDTL+, czyli wezesny i warunkowy dostep do technologii lekowych, ktéry miatby by uzupetnieniem funkcjonujgcego obec-
nie, ale obarczonego wieloma niedoskonatos$ciami - ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL). Koncepcja WDTL+
doskonale wpisuje sie w zatozenia Narodowej Strategii Onkologicznej, ktérej jednym z celdw jest poprawa dotychczasowych wy-
nikdw leczenia chorych na nowotwory lite i nowotwory krwi m.in. poprzez zwiekszenie dostepnosci do nowoczesnych technologii
lekowych.

Zaletg proponowanego rozwigzania jest umozliwienie dostepu do nowo zarejestrowanych terapii lub lekdw we wczesnej fazie ich
rejestracji, o ktorych wiadomo, ze beda lekami przetomowymi, bez koniecznosci oczekiwania na ich proces refundacyjny w Polsce.
Tym samym bytoby mozliwe wyrdwnanie szans polskich pacjentdw onkologicznych i hematoonkologicznych w dostepie do no-
woczesnego leczenia w poréwnaniu z pacjentami z innych krajow europejskich, w ktérych funkcjonuja systemowe mechanizmy
warunkujgce wezesny dostep do innowacyjnych technologii. Jak wiadomo w latach 2017-2018 nowe substancje czynne byty re-
fundowane w Polsce $rednio po okoto 3,5 roku od ich rejestracji przez Europejskag Agencje Lekdw (EMA). Chociaz dostep do nowo-
czesnych terapii istotnie poprawit sie w ciggu ostatniego roku i w 2019 roku czas od rejestracji EMA do refundacji w Polsce skrocit
sie 0 ponad rok, to jednak caty czas pozostaje ponad 2 lata opdZnienia w poréwnaniu do rejestracji i dostepnosci w innych krajach
europejskich. Autorzy Raportu proponujg bardzo nowoczesny i obiektywny sposéb wyboru lekdw, ktdre mogtyby by¢ dostepne
w ramach WDTL+, tj. w oparciu o metodologie horizon scanning (HS) i wytonienie technologii lekowych o najwyzszej wartosci
dodanej sposrad terapii rejestrowanych lub oczekujacych na rejestracje w Unii Europejskiej. Analiza ta bytaby prowadzona przez
przygotowang do tego zadania Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) we wspdtpracy z zespotem eksper-
téw klinicznych. Leki wyfonione w tej ocenie otrzymywatby warunkowa, dwuletnig refundacje, ktéra mogtaby poprzedzac wiasciwa
refundacje. Zaproponowany w Raporcie model refundacyjny prowadzi do czterech zasadniczych korzysci, tj.

- szansa dla polskich pacjentdw na szybki dostep do innowacyjnych technologii w podobnym czasie, jak ma to miejsce
w innych krajach europejskich;

- po raz pierwszy daje mozliwos¢ decydowania o wezesnym dostepie do lekdw ekspertom klinicznym i systemowym, bez
koniecznosci oczekiwania na ztozenie wniosku refundacyjnego przez firme farmaceutyczng oraz z pominieciem dtugo
trwajacego procesu refundacyjnego;

- mozliwosc¢ oceny efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa nowych lekéw w codziennej praktyce klinicznej oraz formuto-
wania wnioskow i analiz pomocnych przy ewentualnych dalszych procesach refundacyjnych;

- sposdb wnioskowania 0 nowoczesng terapie jest prosty i szybki, bez koniecznosci kazdorazowego wystepowania o opi-
nie do AOTMIT i zgode do Ministerstwa Zdrowia.

Jednak, aby WDTL+ byt realnie dostepny niezwykle istotne jest, zeby byt wyodrebniony osobny budzet na jego funkcjonowanie, tak
aby kosztami innowacyjnych terapii nie byty obcigzane ryczatty szpitalne.

Niniejszy Raport doskonale wpisuje sie wiec w proces systemowego planowania dostepu do innowacyjnych terapii lekowych w ob-
szarze onkologii i hematologii. WDTL+ jest nowoczesnym narzedziem refundacyjnym, ktére nie tylko umozliwitoby polskim chorym
onkologicznym i hematoonkologicznym szybki dostep do najnowszych lekdw, ale rdwniez utworzytoby ptaszczyzne Scistej wspdt-
pracy pomiedzy ekspertami klinicznymi i systemowymi, ktdra przy wsparciu i wspodtpracy Ministra Zdrowia i Ministra Finanséw,
moze przyniesc¢ szybkie i wymierne korzysci w postaci poprawy wynikow leczenia chorych na nowotwory.
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prof. dr hab. n. med Iwona Hus

Prezes PTHIT

Opinia dotyczaca projektu pt. Propozycja nowego mechanizmu wczesnego i warunkowego dostepu do przeciwnowotworowych
oraz innowacyjnych technologii lekowych (WDTL+) przygotowanego przez zespdt ekspertdw z Instytutu Zarzadzania w Ochronie
Zdrowia w sktadzie: Dr Matgorzata Gatazka-Sobotka, Dr lwona Skrzekowska-Baran, Lek. Rafat Zysk MBA, Mec. Monika Duszynska

Postep, jaki dokonat sie w ostatnich latach w leczeniu nowotwordw przyczynit sie do istotnej poprawy rokowania wielu chorych,
w tym rowniez chorych na nowotwory hematologiczne. Wiele z tych terapii staje sie dostepnych rowniez w dla Polskich chorych,
wiele jednak nadal nie jest refundowanych, a czas od rejestracji przez Europejska Agencje Lekdw do uzyskania refundacji w Polsce
jest dos¢ dtugi i pomimo, ze ulegt skrdceniu to nadal wynosi okoto 3 lat. Z tego powodu podejmowanie inicjatyw, ktdre mogtyby
przyczynic sie do dalszej poprawy tej sytuacji ma bardzo istotne znaczenie.

W chwili obecnej dostep do nowych terapii w Polsce jest mozliwy w ramach programu lekowego oraz ztozenia wniosku o ratunkowy
dostep do terapii lekowej (RDTL). Utrudnieniem w pierwszym przypadku jest czesto objecie refundacja znacznie wezszej populacji
niz wskazanie rejestracyjne z tego wzgledu wielu chorych nie moze otrzymac skutecznego leczenia. Nalezy rowniez zaznaczy¢, ze
w programach lekowych stosowane sg réwniez leki, ktore zostaty zarejestrowane wiele lat temu i nie sg terapiami innowacyjnymi,
lecz uznanym od lat standardem postepowania. Chory moze otrzymac leczenie w ramach programu, jesli spetnia kryteria kwalifikacji.
W drugim przypadku, problemem jest czas oczekiwania na indywidualng zgode na refundacje leczenia w ramach RDTL. Czas ten
moze wynosi¢ nawet 2 miesiace. Zdecydowanie potrzebne sa zatem nowe rozwiazania i dlatego inicjatywa autorow projektu jest
bardzo wartosciowa. Na wstepie opracowania autorzy przedstawiaja rozwiazania wczesnego dostepu do innowacyjnych terapii
lekowych stosowane na $wiecie i w Polsce, podkreslajac, ze w Polsce nie ma zadnego specjalnego mechanizmu zapewniajacego taki
dostep. Poprawa sytuacji chorych na nowotwory Polsce w kontekscie dostepu do nowych terapii jest jednym z celéw Narodowej
Strategii Onkologicznej, zatem projekt wpisuje sie bardzo dobrze w ten nurt. Propozycja prezentowa w opiniowanym raporcie jest
wprowadzenie warunkowego wczesnego dostepu do przeciwnowotworowych innowacyjnych technologii lekowych (WDTL+),
ktérego zadaniem nie jest zastapienie, lecz uzupetnienie juz istniejacych rozwigzan. Tym samym w polskim systemie ochrony zdrowia
mogtaby pojawic sie dodatkowa, nowa sciezka dostepu do innowacyjnych, nierefundowanych terapii. Projekt zakfada kilka etapowy:
selekcje najbardziej wartosciowych technologii przy znaczacym wsparciu ekspertdw klinicznych, wynegocjowanie z producentami
lekow warunkow dostawy na potrzeby WDTL+ i ustalenie listy technologii, ktore bytyby objete dostepem prze okres 2 lat. Zebra-
ne, podczas tego 2 letniego procesu dane kliniczne bytyby bardzo przydatne przy podejmowaniu decyzji odnoscie ewentualnych
programow lekowych. Raport przygotowany jest w sposéb bardzo rzetelny, zwiezty, ale rownoczesnie wyczerpujacy. VW mojej opinii
jest to bardzo wartosciowy projekt, a wykorzystanie zawartych w nim sugestii mogtaby przyczynic sie do poprawy wynikow leczenia
chorych na nowotwory w Polsce. Bardzo istotne znaczenie ma wybdr najskuteczniejszych i najbardziej obiecujacych terapii przy
pomocy zespotu ekspertdw klinicznych tak, aby refundowane byty te ktére moga przyniesc chorym najwiekszg korzysé.
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Krystyna Wechmann Aleksandra Rudnick Katarzyna Lisowska
prezes Zarzadu rzecznik cztonek Zarzadu
Federacja Stowarzyszen Polska Koalicja Pacjentow Stowarzyszenie Hematoonkologiczni
»JAmazonki” Onkologicznych

W Polsce refundacja skutecznych lekéw onkologicznych opiera sie przede wszystkim na  programach lekowych, ktére sg naszym
specyficznym rozwiazaniem zapewnienia dostepnosci pacjentow do terapii onkologicznych. Niestety, nie jest to rozwiazanie do-
skonate. Programom lekowym daleko do europejskich standarddw, wyjatkiem sa tu programy leczenia pacjentéw z rakiem piersi,
chtoniakiem Hodgkina czy przewleka biataczka szpikowa. W przypadku guzow litych w programach lekowych znajduije sie ok 79%
lekdw o uznanej wartosci klinicznej, niemniegj leki te nie sg ujete we wszystkich wskazaniach. To, co przemawia na korzys¢ programow
lekowych, to fakt, ze sg w nich terapie bezpieczne, o sprawdzonej wartosci klinicznej w refundowanym wskazaniu.

Nasza polityka refundacyjna jest wiec, zachowawcza, w niewielkim stopniu otwarta na to, co w farmakoterapii innowacyjne, czyli na
leki o nie do kor\ca jeszcze potwierdzonej wartosci klinicznej i bezpieczerstwie. Niewiele tez, w pordwnaniu z innymi krajami, mamy
mechanizmow dostepu do lekdw poza zasadnicza refundacja w programach lekowych i chemioterapii. Dysponujemy w zasadzie
tylko importem docelowym i RDTL. Nie mamy nawet bezkosztowej dla ptatnika procedury compassionate use, poniewaz jak to
uzasadniaja niektorzy eksperci, koszty leczenia nieznanych dziatart niepozadanych terapii zastosowanych w tej procedurze, moga
Znacznie przewyzsza¢ odniesione przez pacjenta korzysci.

Jednak od niedawna wraz z Narodowa Strategia Onkologiczna i pojawiajacymi sie mozliwosciami pozyskania wiekszej ilosci srodkow
na innowacyjne terapie, rozpoczeta sie dyskusja z udziatem ekspertdw, decydentdw, parlamentarzystéw i pacjentdw o wprowa-
dzeniu nowych mechanizmow refundacji lekéw. Jej wynikiem sg konkretne rozwigzania prawne w postaci prezydenckiego projektu
ustawy o Funduszu Medycznym, ktére wnosza istotne zmiany w funkcjonowaniu RDTL i ustawy refundacyjnej. Waznym gtosem
w tej debacie jest przygotowana przez Instytut Zarzadzania w Ochronie Zdrowia Uczelni tazarskiego propozycja rozwigzania syste-
mowego nazwanego w skrécie WDTL+, czyli mechanizmu  wezesnego i warunkowego dostepu do najnowoczesniejszych techno-
logii w onkologii i hematoonkologii. Proponowane w ramach WDTL+ rozwigzania mogg by¢ wykorzystane w rozporzadzeniach do
czesci ustawy o Funduszu Medycznym, dotyczacej innowacyjnych technologii lekowych.

Celem mechanizmu WDTL+ jest umozliwienie polskim pacjentom chorym na nowotwory szybkiego dostepu do innowacyjnych te-
rapii wyselekcjonowanych przez specjalistow z AOTMIT na podstawie analizy HS oraz wiedzy konsultantéw krajowych i ekspertdw.
Terapie te maja by¢ weryfikowane przy pomocy miedzynarodowych (ASMO, ESMO) i polskich (AOTMIT, PTOK i PTO) algorytmow
wartosci dodanej. To, na co szczegdlnie zwracajg uwage autorzy WDTL+, to skrécenie czasu na udostepnienie leku konkretnemu
pacjentowi, uproszczenie procedury i — co z kolei podkreslaja producenci lekdw - jej przejrzystosé. W ramach WDTL+ terapie maja
by¢ dopuszczane warunkowo. Po roku ich skutecznosc i bezpieczenstwo, ma byc weryfikowana m.in. przez na biezaco gromadzone
dane w rejestrach medycznych, a po dwdch latach po uzyskaniu pozytywnej oceny leki te moga wejs¢ do programadw lekowych.

To, co budzi niepokd), to sposdb finansowania WDTL+, jak zwykle niepewny w przypadku nowych rozwigzan. W opracowaniu jest
wskazane kilka Zzrodet: NFZ, srodki przeznaczone na NSO, Fundusz Medyczny, akcyza z papieroséw i alkoholu. Nie sg tez sprecyzo-
wane czasowo, etapy dziatan w WDTL+, co utrudnia orientacje o ile skréci sie czas dostepu do leku dla pacjenta w tej procedurze
w pordwnaniu z oczekiwaniem na program lekowy, czy dostep do leku w procedurze RDTL po projektowanych zmianach.

Werdd interesariuszy mechanizmu WDTL+ na zadnym etapie jego dziatania nie przewiduje sie udziatu przedstawicieli organizacji
pacjentdw, ktdrych doswiadczenie z pewnoscig pozwolitoby zespotowi ekspertdw spojrzec z perspektywy potrzeb chorych na liste
technologii objetych wczesnym dostepem.

Najwazniejszg sprawa sg korzysci dla pacjenta, ktére ma da¢ wprowadzenie WDTL+. Autorzy podkreslaja, ze zasadniczg zalety
tego rozwigzania, jest fakt, ze to lekarz bedzie maogt - po uzyskaniu zgody konsultanta wojewddzkiego lub krajowego - decydowac
0 zaordynowaniu pacjentowi leku z listy technologii wczesnego dostepu, niepotrzebne jest wiec, aby chory miatw tym procesie od-
rebny status prawny. Z doswiadczen funkcjonowania RDTL wiemy, ze btednym jest zatozenie, ze skoro bedzie to prosta procedura,
lekarze bedg chetnie po nig siegali. Niestety w procedurze RDTL, to wiasnie lekarze sa, niejednokrotnie jej stabym ogniwem i to
nie tylko z powodu trudnosci w wypetnianiu dokumentéw czy braku zgody dyrekgji placowki, ale tez z obawy przed stosowaniem
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nowych nieznanych technologii. Pacjent powinien mie¢ wiec prawo do bycia rzeczywistym, takze prawnym podmiotem procesu
WDTL+. Powinien mie¢ prawo domagac sie, aby byc¢ leczonym innowacyjnym lekiem i by¢ informowanym, jak przebiega ta proce-
dura w jego przypadku. Wtedy WDTL+ spetni oczekiwania pacjentow.
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Anna Kupiecka

Przewodniczaca Prezydium Grupy Sterujgcej All.Can Polska,
Prezes Fundacji Onkocafe - Razem lepiej

Od kilku lat w Polsce toczy sie rozlegta debata publiczna nad metodami zapewnienia pacjentom onkologicznym skutecznych metod
leczenia. Budowanie spotfecznej $wiadomosci znaczenia tej dziedziny oraz zmiana postrzegania chordb nowotworowych sprawity,
ze w ostatnim czasie stafo sie to jednym z kluczowych zagadnien, angazujacych kluczowych interesariuszy systemu ochrony zdro-
wia. W szczegdlnosci jednak wskazanie tego obszaru jako priorytetowego wynika z zainteresowania spoteczeristwa oraz oczeki-
wania zapewnienia leczenia odpowiadajgcego aktualnej wiedzy medycznej. Od ponad dekady polscy pacjenci majg nawet prawne
zabezpieczenie swoich intereséw w tym zakresie, jednak w odniesieniu do dostepnosci leczenia przeciwnowotworowego nalezy
uznac je za stosowane w ograniczonym zakresie.

Gtownymi czynnikami wptywajacymi na sytuacje pacjentow oraz mozliwosc uzyskania skutecznego i bezpiecznego leczenia jest
publiczne finansowanie ochrony zdrowia oraz otoczenie legislacyjne, wptywajace na mozliwose zapewnienia leczenia chorym w roz-
maitych sytuacjach klinicznych. W przypadku publicznego finansowania ochrony zdrowia, pomimo przyjecia ustawy ,6 proc. PKB
na zdrowie”, do dzisiaj naktady na ten cel w Polsce w pordwnaniu do innych panstw Unii Europejskiej pozostajg na niskim poziomie.
Liczba niezaspokojonych potrzeb pacjentdw, oczekiwania ptacowe grup zawodowych pracujacych w ochronie zdrowia oraz rosnacy
popyt na ochrone zdrowia zwigzany ze starzejacym sie spoteczenstwem sprawia, ze pacjenci moga nie odczuc poprawy w zwigzku
Z inicjatywa zapewnienia stabilnego otoczenia finansowego publicznego systemu ochrony zdrowia. W odniesieniu do dostepnosci
terapii przeciwnowotworowych to witadnie niskie naktady sg jednym z istotnych wyzwan. Z jednej strony, do dzisiaj nie osiggnieto
poziomu naktadéw na refundadje, okreslonych w dokumencie strategicznym ,Polityka lekowa parstwa na lata 2018-2022". Z dru-
giej - obecnie procedowane sa zmiany prawne, ktdre poprzez zmiany w gospodarce finansowej NFZ w zasadniczy sposéb ograniczg
mozliwosci zapewnienia leczenia polskim pacjentom.

Podniesienie naktaddw na refundacje jest koniecznym, lecz nie wystarczajgcym warunkiem poprawy obecnej sytuacii. Istotne jest
stworzenie wydolnym mechanizmdw udostepniania pacjentom nowych terapii. Niestety obecnie system jest z perspektywy cho-
rego zer-jedynkowy, nie pozwalajacy na swobode w ordynaci terapii przez specjalistow. Sytuacje nieco poprawito wprowadzenie
ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL), dzieki czemu wielu chorych mogto skorzystac z dodatkowej Sciezki. Nieste-
ty, pomimo wielu brakéw programu, istnieje potrzeba nowelizacji przepisdw, co w czesci udaje sie uczyni¢ poprzez prezydenckie
przedtozenie projektu ustawy o Funduszu Medycznym. W tym samym projekcie wprowadza sie mechanizm zapewnienia dostepu
polskich pacjentéw do noworejestrowanych terapii w chorobach onkologicznych, hematoonkologicznych oraz rzadkich. Autorzy
niniejszego raportu w sposoéb niezwykle ciekawy uzupetniaja dyskusje, ktdra obserwujemy obecnie w przestrzeni parlamentarnej.
Chociaz doszto do udostepnienia polskim pacjentom wielu nowych terapii, wcigz wielu chorych ma problem w dostepie do sku-
tecznych opgji terapeutycznych, a liczba niezaspokojonych potrzeb medycznych pozostaje znaczna.. Mam nadzieje, ze tworzac
mechanizm wczesnego dostepu do technologii lekowych, ustawodawca wezmie pod uwage argumenty z niniejszego opracowania.




BIBLIOGRAFIA




56

10.

11.

12.
13.
14.
15.
16.
17.
18.
19.
20.
21.
22.
23.
24.

& | [ZWOZ | Woctroniz zokowna

Cuhls KE 2020. Horizon Scanning in Foresight - Why Horizon Scanning is only a part of the game. Future and foresights
science 2020;2:e23

Na podstawie Rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 r. ustanawiajace
unijne procedury wydawania pozwolen dla produktow leczniczych stosowanych u ludzi i do celéw weterynaryjnych i nadzoru
nad nimi oraz ustanawiajace Europejska Agencje Lekow, art. 14a.

https:/izwoz.lazarski.pl/projekty-badawcze/raport-mechanizmy-wczesnego-dostepu-do-lekow-innowacyjnych-na-swiecie/
https:/www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/adaptive-pathways
https:/www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-priority-medicines
https:/www.gov.uk/government/publications/early-access-to-medicines-scheme-eams-how-the-scheme-works
https:/sp-bpr-en-prod-cdnep.azureedge.net/published/2020/1/16/Medicines-in-Scotland-1/SB%2020-08.pdf
https:/www.mhlw.go.jp/english/policy/health-medical/pharmaceuticals/140729-01.html
https:/www.aifa.gov.it/farmaci-a-uso-compassionevole

https:/www.aifa.gov.it/web/guest/fondo-nazionale-aifa

https:/www.sahealth.sa.gov.au/wps/wcm/connect/83147d004ac200148921ad1be4847105/directive_Medicines_Access_
Programs_v3.0_04.03.2020.pdf?’mod=ajperes&amp

https:/www.highpointsolutions.com/use-of-eaps-in-the-global-pharmaceutical-environment/
https:/www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/acceso-a-medicamentos-en-situaciones-especiales/
https:/ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/committee/stamp/stamp_stamp_agenda_point_4_es_aemps_en.pdf
https:/www.sciencedirect.com/science/article/pii/S2212109918302279
http:/zakony.centrum.cz/zakon-o-verejnem-zdravotnim-pojisteni/cast-6-paragraf-39d
https:/www.hila.fi/content/uploads/2020/01/Information-on-conditional-reimbursement_170220.pdf
https://ec.europa.eu/jrc/en/research/crosscutting-activities
https://ec.europa.eu/jrc/en/research/crosscutting-activities
https:/www.oecd.org/site/schoolingfortomorrowknowledgebase/futuresthinking/overviewofmethodologies.htm
https:/onlinelibrary.wiley.com/doi/full/10.1002/ffo2.23

https:/eunethta.eu/horizon-scanning-tisp/
http:/www.aotm.gov.pl/www/wp-content/uploads/struktura_statut/Regulamin-28-04-2017.pdf

https:/www.nfz.gov.pl/aktualnosci/aktualnosci-centrali/komunikat-dgl,7658.html




SPIS TABEL | WYKRESOW




58

Tabela 1.
Tabela 2.
Tabela 3.
Tabela 4.
Tabela 5.
Tabela 6.
Tabela 7.
Tabela 8.
Tabela 9.
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Nowe substancje chemiczne w leczeniu guzow litych - refundacja w 2019 r.

Nowe substancje chemiczne w leczeniu choréb hematoonkologicznych- refundacja w 2019 r
Poréwnanie wskazan rejestracyjnych oraz refundacyjnych w Polsce/ guzy lite

Poréwnanie wskazan rejestracyjnych oraz refundacyjnych w Polsce/ hematoonkologia
Zestawienie liczebnosci populacji objetej refundacja w 2019 w PL - guzy lite

Zestawienie liczebnosci populacji objetej refundacja w 2019 w PL - hematoonkologia
Estymacja kosztow refundacji /pacjenta w 2019 r.

Poréwnanie liczebnosci populacji pacjentow

Poréwnanie kosztow terapii/pacjenta/rok

Elementy kompleksowej analizy wykorzystujacej horizon scanning.
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