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Abstract
The role of health technology assessment in pharmaceuticals reimbursement in Poland

The methodology of health technology assessment has been introduced into Polish health care system officially in 2005, and practically in 2006.
It is provided by the Agency for Health Technology Assessment (AOTM, AHTAPol), the institution which role is advisory for the Minister of Health.
AOTM collects evidence, performs analysis and independently delivers recommendations on financing health care benefits of public funds. The
main part of AOTM tasks concerns drug technologies. We describe Agency’s procedures fulfilling the processes of the assessment of drug tech-
nologies, their background according to actual legislation as well as methodology. We explain the directions and the strength of potential impact of
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AOTM recommendations on the final administrative decision on financing the drug of public funds.
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Wprowatzenie

Agencja Oceny Technologii Medycznych (AOTM)
zostata powotana w 2005 r. na mocy zarzadzenia Ministra
Zdrowia [1], a praktycznie rozpoczgta dziatalnos¢ w 2006 .
W styczniu 2007 r. zostata powotana Rada Konsultacyjna
(od lutego 2012 zastapiona Rada Przejrzystosci'), ktora
23 sierpnia 2007 r. wydata pierwsza rekomendacje. Od
2009 r. AOTM jest jednostka publiczna dziatajaca na mocy
art. 31m znowelizowanej ustawy o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych [2];
rozdziat 1b ustawy (art. 31m do 31x) opisuje szczegoto-
wo sposob dziatania i finansowania AOTM. Podobnie jak
w przypadku innych instytucji europejskich zajmujacych
si¢ oceng technologii medycznych AOTM jest niezalezna
jednostka organizacyjna gromadzaca dane, wykonujaca
analizy 1 wydajaca niezalezne rekomendacje w sprawie
zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych lekow,
wyrobow medycznych, srodkéw spozywczych specjalne-
£0 przeznaczenia zywieniowego, a takze swiadczen zdro-
wotnych; zgromadzone dane analityczne i rekomendacje
AOTM dostarczaja ministrowi zdrowia przestanek do
podejmowania decyzji refundacyjnych.

Istotna czes$¢ zadan AOTM stanowia oceny lekow;
dotyczy ich systematycznie co najmniej 90% wydanych
rekomendacji/stanowisk® i opinii’. Technologie lekowe
byly oceniane — w zaleznosci od aktualnych regulacji
prawnych — pojedynczo lub grupowo (np. leki wlaczane
do wspdlnego programu terapeutycznego), na wniosek
ministra zdrowia albo na wniosek podmiotu zewngtrzne-
g0, jak konsultant krajowy czy Narodowy Fundusz Zdro-
wia (NFZ), przekazany za posrednictwem Ministra Zdro-
wia lub podmiotu odpowiedzialnego dla danego leku.

Aktualne zadania AOTM odnoszace Sie to refundacii
|ekéw

Od stycznia 2012 r. ustawa o refundacji lekdw, $rod-
kéw spozywezych specjalnego przeznaczenia zywie-
niowego ($sspz) oraz wyrobow medycznych [3] istotnie
zmienita zadania AOTM (a takze powotata Radg Przej-
rzystosci i wyznaczylta jej zadania) poprzez wprowa-
dzenie nowych przepiséw albo zmiang zapisow ustawy
o $wiadczeniach. Przedmiotem zmian byly m.in.:

* sposob inicjowania procesu, w ktorego ramach wy-
konywana jest ocena technologii lekowej, wyrobu
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medycznego i $sspz w AOTM, prowadzacego do

wydania decyzji administracyjnej o refundacji — po-

wia, obecnie odbywa si¢ to na wniosek podmiotu
odpowiedzialnego; zmienit si¢ takze czas inicjowanej

w ten sposob oceny — AOTM ma na to obligatoryjnie

60 dni (poprzednio czas byt wyznaczany przez Mini-

stra Zdrowia);

* dodanie innych zadan wykonywanych w zwiazku
z wnioskiem podmiotu odpowiedzialnego — ocena
analiz dotaczonych do wniosku o podwyzszenie urzg-
dowej ceny zbytu leku, w przypadku gdy lek nie ma
odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu;

* dodanie nowych zadan wykonywanych na zlecenie
ministra zdrowia — np. ocena zasadnos$ci wydawania
zgdd na refundacje¢ lekéw nieposiadajacych pozwole-
nia na dopuszczenie do obrotu na terytorium Rzeczy-
pospolitej Polskiej i sprowadzanych na indywidualne
zamoOwienie w trybie tzw. importu docelowego (zgod-
nie z art. 4 ustawy prawo farmaceutyczne [4]); Mini-
ster Zdrowia ma tu 30 dni na rozpatrzenie wniosku
o refundacje; czas wydawania rekomendacji AOTM
nie jest ustawowo ustalony;

* na dodatek ustawa o refundacji wprowadzita zada-
nia dla Rady, zwanej od chwili powotania w miejsce
Rady Konsultacyjnej w lutym 2012 r. Rada Przej-
rzystosci, niemajace odzwierciedlenia w zadaniach
AOTM, takie jak opiniowanie kwestii zwigzanych
z grupami limitowymi (art. 15), z uchylaniem decy-
zji administracyjnej o objeciu refundacja (art. 33),
a zwlaszcza opiniowanie zasadnos$ci refundowania le-
koéw ,,w zakresie wskazan do stosowania lub dawko-
wania lub sposobu podawania odmiennych niz okre-
$lone w Charakterystyce Produktu Leczniczego” (art.
40; ustawowy czas wydania opinii — 14 dni). Ustawa
o refundacji nie precyzuje, skad Rada ma wzia¢ dane
do wydawania takich opinii (skoro przygotowania
tych danych nie zapisano wérod zadan Agencji). W tej
sytuacji analitycy AOTM, na podstawie decyzji Pre-
zesa, przygotowuja Radzie materiaty analityczne, gdy
Rada wyrazi taka potrzebe.

W zakresie ocen lekow AOTM nadal wydaje (jak
przed wejsciem w zycie ustawy o refundacji) na wniosek
Ministra Zdrowia rekomendacje ws. zasadnos$ci usunig-
cia $wiadczenia z zakresu §wiadczen gwarantowanych,
co obecnie dotyczy gtowne lekow stosowanych w ra-
mach programu chemioterapii niestandardowej (ustawa
o refundacji przewiduje utrzymanie tego $wiadczenia
tylko do konca 2013 r.; w chwili przygotowywania ar-
tykutu trwaja prace nad nowelizacja ustawy dotyczace
m.in. wydtuzenia tego terminu).

Nalezy podkresli¢, ze wymienione wyzej nowe do-
datkowe zadania oraz ustawowe ograniczenie czasu ich
wykonywania stanowia duze wyzwanie dla AOTM, kto-
ra — zgodnie z decyzja Ministra Finanséw — pracuje od
2011 r. w niezmienionym sktadzie, jesli chodzi o liczbg
etatow; nie zmienia si¢ rowniez dotacja podmiotowa
stanowigca podstawe budzetu osobowego AOTM. W tej
sytuacji wykorzystywanym rozwiazaniem jest niejedno-
krotnie stosowanie metodologii raportow skréconych?,
np. ograniczonych do oceny efektywnosci klinicznej lub

opierajacych sig przede wszystkim na (poprawnych me-
todologicznie) dowodach wtérnych — tam gdzie takie po-
stgpowanie moze by¢ zastosowane w zgodzie z zasadami
oceny technologii medycznych.

= Jak powstaje stanowisko/rekomendacja

Zgodnie z podstawowa zasada oceny technologii
medycznych faza oceny analitycznej — zwana po angiel-
sku assessment — przebiega wedlug regut $cisle okreslo-
nej metodologii: polega na obiektywnym zestawieniu
wszystkich dostgpnych danych, bez subiektywnej ich
oceny. Stuza temu zasady wykonywania przegladu syste-
matycznego (opisane np. w podrgezniku Cochrane Colla-
boration [5]), w tym doktadne dokumentowanie sposobu
wyboru zrodet danych [6] i samych danych do analizy,
umozliwiajace odtworzenie tego procesu, oraz ocena ich
wiarygodnosci (np. [7]) i potencjalnego biedu systema-
tycznego (ang. bias, np. [5]).

W Tabeli I przedstawiono zakres analiz (raportu)
HTA na podstawie Wytycznych Oceny Technologii Me-
dycznych [8].

Zakres prac analitycznych w przygotowaniu mate-
riatlow dla Rady/Prezesa w celu wydania stanowiska/re-
komendacji (a docelowo — dla Ministra Zdrowia, w celu
wydania decyzji o objeciu refundacja/odmowie objgcia
refundacja) zalezy od $ciezki ustawowej, czyli trybu pra-
cy nad danym zadaniem. Podstawowe $Sciezki ustawowe
pracy AOTM dotyczace oceny lekow to (zgodnie z art.
31n ustawy o §wiadczeniach):

* wydawanie rekomendacji ws. kwalifikacji $wiadcze-
nia opieki zdrowotnej jako §wiadczenia gwarantowa-
nego (proces opisany w art. 31b i 31c ustawy o §wiad-
czeniach; od 2012 r. nie dotyczy lekow);

* wydawanie rekomendacji ws. zmiany sposobu fi-
nansowania lub usuwania $wiadczenia z wykazu
$wiadczen gwarantowanych (proces opisany w art.
31e-31h ustawy o $wiadczeniach; zgodnie z ta $ciez-
ka —w mysl zapisow art. 39 ust. 3 ustawy o refundacji
— odbywa sig tez ocena zasadnosci wydawania przez
Ministra Zdrowia zgdd na refundacjg¢ lekow niezare-
jestrowanych w Polsce);

* opracowywanie analiz weryfikacyjnych, o ktoérych
mowa w art. 35 ustawy o refundacji (oraz wydawanie
na ich podstawie stanowisk/rekomendacji).

W procesie kwalifikacji do koszyka $wiadczen re-
fundowanych polskie prawodawstwo nie narzuca ko-
niecznosci wykonywania analiz HTA (cho¢ wydaje sig,
ze z punktu widzenia kompletnos$ci procesu decydent
powinien dysponowac¢ i tu informacja analityczng).
W procesie zmiany lub usuwania z koszyka swiadczen
gwarantowanych analizy sa ustawowo niezbgdne; po
wydaniu stanowiska/rekomendacji sa one publikowa-
ne w BIP AOTM (http://www.aotm.gov.pl/bip/) wraz
z rozstrzygnigciem. W trzeciej z wymienionych wyzej
$ciezek oceny analiza weryfikacyjna publikowana jest
w BIP na co najmniej 7 dni przed wydaniem stanowiska/
rekomendacji (wraz z analizami wnioskodawcy), co daje
mozliwo$§¢ skomentowania jej tresci przez podmioty ze-
wngtrzne (zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy o refundacji).
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Definicje

Ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment — HTA) to interdyscyplinarna dziedzina wiedzy, sluzaca podejmowaniu
opartych na dowodach naukowych decyzji w zakresie polityki zdrowotnej i praktyki klinicznej. Dyscyplina ta taczy wiedzg z zakresu m.in.:
medycyny, epidemiologii, biostatystyki, ekonomii, prawa i etyki. HTA dostarcza naukowych podstaw podejmowania racjonalnych decyzji doty-
czacych stosowania i finansowania $wiadczen zdrowotnych.

Dokument zawierajacy wyniki oceny nazywany jest zwyczajowo raportem HTA. Pelna ocena technologii medycznej sktada si¢ z analiz:
(1) klinicznej, (2) ekonomicznej, (3) wptywu na system ochrony zdrowia.

Czesé¢ skladowa
raportu HTA

Zawarto$é/rola

Zawarta w pelnym
raporcie HTA?

Zawarta w skroconym/
/szybkim raporcie
HTA?

Analiza kliniczna

Analiza kliniczna dotyczy wynikow zdrowotnych stosowania
ocenianego leku. Informuje o jego skutecznosci i bezpie-
czenstwie w okreslonej grupie chorych (populacji). Sku-
teczno$¢ leku jest oceniana zawsze w poréwnaniu z innymi
lekami mozliwymi do zastosowania u tych samych chorych

(a w szczegblnych przypadkach, gdy lek jest terapia unikatowa,
z placebo), czyli tzw. komparatorami. Analiza ta pozwala
oceni¢, czy skuteczno$¢ leku uzyskana u konkretnego chorego
jest wynikiem jego rzeczywistego dziatania terapeutycznego,
czy przypadku; pozwala tez wskaza¢ grupe chorych, u ktorych
lek jest najskuteczniejszy.

TAK

TAK

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczna polega na poréwnaniu ocenianego leku

z odpowiednim komparatorem pod wzgledem stosunku kosz-
tow do konsekwencji zdrowotnych. Jej wynik wskazuje koszt,
jaki trzeba zaptaci¢ za uzyskanie jednostki efektu zdrowotnego,
np. wydtuzenia zycia o jeden rok. Taka miara pozwala porow-

TAK

NIE

nywacé rozne leki i wybiera¢ sposrod nich te, ktore przynosza
najwigksze efekty zdrowotne akceptowalnym kosztem.

Analiza wptywu na
system ochrony zdrowia

Jest to przede wszystkim analiza wpltywu decyzji o finansowa-
niu ocenianego leku na budzet ptatnika (w Polsce: Narodowego
Funduszu Zdrowia albo NFZ i chorego tacznie); porownuje
stan przed wprowadzeniem finansowania leku i po nim.
Wedlug Wytycznych HTA powinna tez zawiera¢ oceng konse-
kwencji organizacyjnych dla systemu ochrony zdrowia, a takze
mozliwych implikacji etycznych i spotecznych.

TAK TAK/NIE?

Tabela 1. Zakres analiz (raportu) HTA®.

Zrédlo: Opracowanie wlasne na podstawie Wytycznych oceny technologii medycznych (HTA), wersja 2.1 (Warszawa, kwiecier
2009, http://'www.aotom.gov.pl/index.php?id=765; dostep: 19.03.2013) oraz metodologii EUnet HTA.

Wymoég poddawania analizy weryfikacyjnej konsulta-
cjom spotecznym zderza si¢ w praktyce z koniecznoscia
ochrony tajemnicy przedsigbiorcy (ustawy o zwalczaniu
nieuczciwej konkurencji, o ochronie konkurencji i kon-
sumentow, o swobodzie dziatalnosci gospodarczej), co
gwarantuje podmiotowi odpowiedzialnemu mozliwo$¢
wnioskowania o ukrycie czg$ci danych w analizach,
uznawanych przez niego za dane poufne. Cho¢ zakres
ukrywanych informacji budzi czasami watpliwos$ci
AOTM (np. informacje dotyczace wyboru komparatorow
czy ogolnie dostgpnych publikacji z badan klinicznych),
jedyna mozliwoscia prawna przeciwdzialania rozlegtym
zaczernieniom jest w ocenie prawnej AOTM zadanie
wskazania podstawy prawnej ukrycia, co jest mechani-
zmem stosunkowo stabym. W wielu krajach europejskich
zmierza sig raczej w strong wskazania, ze analizy HTA
powinny by¢ oparte wylacznie na danych ogdlnie do-
stegpnych, co umozliwia publikowanie ich w calo$ci bez
utajniania cz¢$ci zawarto$ci. Polski prawodawca poszedt
w kierunku wymogu zawarcia w analizach danych nie-
jawnych, takich jak proponowane mechanizmy podziatu
ryzyka, co pociaga za soba problemy z ujawnianiem tre-
$ci analiz. W tej sytuacji komentarze do udostgpnianych

na stronie www AOTM analiz weryfikacyjnych sktadaja
przede wszystkim wnioskodawcy znajacy szczegdty
dostarczonych przez siebie analiz HTA; komentarze od
innych zainteresowanych podmiotow (lekarzy, pacjen-
tow) zdarzaja si¢ sporadycznie. Jest to zdecydowanie
dziedzina wymagajaca dalszych dziatan w celu poprawy
przejrzystosci procesu.

W dalszej czgsci opiszemy bardziej szczegotowo tryb
art. 35 ustawy o refundacji (zadanie AOTM zgodne ze
$ciezka ustawows art. 31n pkt 1c) jako naktadajacy naj-
wigksze wymagania w zakresie oceny HTA.

Ocena analityczna prowadzaca do opracowania ana-
lizy weryfikacyjnej rozpoczyna si¢ od sprawdzenia, czy
przedlozone przez wnioskodawce (podmiot odpowie-
dzialny dla leku) analizy spetniaja minimalne wyma-
gania zapisane w rozporzadzeniu Ministra Zdrowia [9].
Rozporzadzenie to formuluje zasady odpowiadajace
mig¢dzynarodowo uznanej metodologii oceny technologii
medycznych dostosowane do wymogdéw polskiego pra-
wodawstwa (ustawa o §wiadczeniach, ustawa o refunda-
cji). Jest wige do pewnego stopnia przetozeniem na jgzyk
prawa Wytycznych oceny technologii medycznych (HTA)
AOTM [8] — ze wszystkimi tego zaletami i wadami. Jako
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zalet¢ mozna tu postrzega¢ mocne prawne umocowanie
zasad HTA, jako wadg¢ — nieunikniona w przypadku aktow
prawnych sztywno$¢ wymagan, ktore w metodologii oce-
ny technologii medycznych z natury rzeczy postrzegane
sa bardziej realistycznie: jako wzorzec, ktorego wypetnie-
nie zalezy jednak m.in. od dostgpno$ci danych.

W przypadku stwierdzenia odstgpstw od wymogow
minimalnych Minister Zdrowia (na podstawie zestawie-
nia sporzadzonego w AOTM) wnioskuje o stosowne
uzupeltnienie analiz, na co wnioskodawca ma zwykle
14dni (termin umowny). Czas oczekiwania przez Mini-
stra Zdrowia (ale nie przez AOTM) na uzupetnienie jest
okresem zawieszenia prac nad ocena analiz i dolicza si¢
do ustawowego 60-dniowego czasu oceny.

W procesie oceny analitycznej weryfikowane sg stra-
tegie wyszukiwania, poprawnos$¢ doboru komparatorow,
aktualnos¢ wlaczonych dowodoéw pochodzacych z badan
klinicznych, ocena wiarygodnosci dowoddw, popraw-
nos$¢ syntezy wynikow, w tym wyliczen i zestawien
jakosciowych, aktualno$¢ przyjetych w wyliczeniach
kosztéw i innych zatozen, adekwatno§¢ modelu uzyte-
go w analizie ekonomicznej. Przy uzyciu kalkulatorow
dotaczonych do analiz oraz narzedzi wtasnych weryfi-
kowana jest poprawno$¢ oszacowan wynikéw. Ponadto
wykonywane jest zestawienie wytycznych klinicznych
(najchgtniej wykonanych na podstawie zasad przegladu
systematycznego) oraz rekomendacji refundacyjnych
wydanych przez zagraniczne agencje HTA oraz anali-
za warunkow refundacji w innych krajach. Dodatkowo
W proces oceny wlaczani sa eksperci medyczni, a gdzie
to mozliwe, tez przedstawiciele organizacji pacjentow,
ktorzy sa proszeni o przedstawienie swoich opinii.

Nalezy mie¢ na uwadze, ze ocena jest prowadzona
w celu dostarczenia Ministrowi Zdrowia informacji nie-
zbednych do podejmowanych decyzji refundacyjnych.
Z tego powodu — zgodnie z obowiazujacym prawodaw-
stwem — istotna kwestia jest dobor komparatoroéw, kto-
rymi musza by¢ przede wszystkim technologie aktualnie
refundowane. Jest to istotne ograniczenie w przypad-
kach, gdy w randomizowanych badaniach klinicznych
oceniana technologia byta bezposrednio poréwnywana
z technologiami w Polsce nierefundowanymi. W tych
sytuacjach nalezy wykona¢ pordwnania posrednie z tech-
nologiami refundowanymi. Sa to tez sytuacje, gdy wnio-
skodawca nie moze proponowac ceny leku dowolnie, ale
musi spelni¢ wymagania opisane w art. 13 ust. 3 usta-
wy o refundacji: ,,urzedowa cena zbytu leku musi by¢
skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
(...) nie byl wyzszy niz koszt technologii medycznej (...)
dotychczas finansowanej ze srodkéw publicznych o naj-
korzystniejszym wspotczynniku uzyskiwanych efektow
zdrowotnych do kosztéw ich uzyskania”. Wymog ten,
zrozumialy z punktu widzenia instytucji wypelniajace;j
zobowiazania budzetowe, jest szczegodlnie klopotliwy,
gdy proponuje si¢ refundowanie leku w ramach progra-
mu lekowego, w ktérym populacja musi by¢ okre§lona
inaczej niz populacja badan klinicznych stanowiacych
zrodto danych o efektywnoscei leku.

Jednym z elementow oceny jest wskazanie ceny pro-
gowej (art. 35 ust. 5 pkt 4 ustawy o refundacji). Wiaze si¢
to z zastosowanym w polskim prawodawstwie rozwiaza-

niem wskazujacym explicite akceptowalny prog efektyw-
nosci kosztowej w wysokosci 3 x PKB per capita (art.
12 pkt 13 i art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy o refundacji). Cena
progowa to maksymalna cena, dla ktorej koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia skorygowanego o jako$¢ (w me-
todologii HTA: inkrementalny wspotczynnik kosztow
uzytecznos$ci — ICUR [Incremental Cost-Utility Ratio]
— liczony jako iloraz réznicy w kosztach przez rdznicg
w QALY dla porownywanych technologii) nie przekra-
cza powyzszego progu. Gdy brak danych do wyliczenia
ICUR, mozna si¢ poshuzy¢ nieco innym wskaznikiem: in-
krementalnym wspolczynnikiem kosztow efektywnosci,
gdzie efekt oceniany jest w kategorii zyskanych lat zycia
(LYG?®) — ICER (Incremental Cost-Effectiveness Ratio).
Pytanie, co robi¢ w przypadku braku danych dotyczacych
jakosci zycia (co uniemozliwia wyliczenie QALY) dla
technologii, ktore nie maja wptywu na dtugos¢ zycia: czy
rzeczywiscie lepsze jest w takim wypadku watpliwe sza-
cowanie jakos$ci zycia przy braku wiarygodnych danych,
czy lepiej byloby si¢ jednak postuzy¢ wskaznikiem ICER
wyliczonym dla innego efektu koncowego, dla ktorego
wiarygodne dane sa dostgpne?

0d czego zalezy stanowisko/rekomendacja pozytywna/
negatywna

Kolejnym krokiem procesu jest ocena wartosciujaca
zwana po angielsku appraisal. Podstawa metodologii
HTA jest rozdzielenie faz assessment 1 appraisal 1 przy-
dzielenie tych zadan ré6znym ciatom. Ocena warto$ciu-
jaca nie moze polegaé wytacznie na automatycznym
dzieleniu ocenianych technologii na efektywne koszto-
wo (przy okreslonym progu dla ICER/ICUR) — a wigc
kwalifikujace si¢ do refundacji, i nieefektywne — a wigc
niepodlegajace refundacji, przestanki decyzji o udostep-
nianiu lekéw chorym sa bowiem duzo bardziej skom-
plikowane, a tez metody HTA nieidealne, np. watpliwe
w przypadku oceny lekow sierocych czy terapii stoso-
wanych u chorych w schytkowym okresie Zycia. Dlatego
ocena wartosciujaca musi uwzgledniaé, oprécz oszaco-
wan liczbowych, tez m.in. aspekty organizacyjne, etycz-
ne, spoleczne.

W warunkach polskich (zgodnie z rozwiazaniami
$wiatowymi) ocena warto$ciujaca powierzona jest Radzie
Przejrzystosci, wydajacej stanowiska, oraz Prezesowi
AOTM, ktory na podstawie danych analitycznych, biorac
pod uwage stanowisko Rady, wydaje rekomendacje’.

Zawarto$¢ stanowiska Rady dla wnioskow refunda-
cyjnych okresla art. 31s ust. 20 ustawy o §wiadczeniach,
zawarto$¢ rekomendacji Prezesa — art. 35 ust. 6 ustawy
o refundacji. W dokumentach tych musi sig¢ znalez¢ roz-
strzygnigcie, czy lek powinien, czy nie powinien by¢ re-
fundowany, odniesienie si¢ do wnioskowanego wskaza-
nia, w ktorym miataby nastapi¢ refundacja, sugerowany
poziom odptatnos$ci, grupa limitowa, uwagi do projektu
programu lekowego i instrumentu podziatu ryzyka — jesli
dotyczy. Uzasadnienie rekomendacji (w przypadku sta-
nowiska nie wskazano zawarto$ci uzasadnienia) powinno
powolywac¢ si¢ na wnioski z analizy klinicznej, ekono-
micznej (w tym na stosunek kosztow do uzyskiwanych

]l
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efektow zdrowotnych w porownaniu z lekami refundo-
wanymi) i wptywu na budzet ptatnika, wskaza¢ technolo-
gie alternatywne stosowane w danym stanie klinicznym,
omo6wié rekomendacje kliniczne i dotyczace refundacji
pochodzace z innych krajow; musi tez wskazywac ceng
progowa i odnies¢ si¢ do ewentualnego braku badan RCT
poréwnujacych bezposrednio oceniany lek z refundowa-
nymi komparatorami (omowiony wczesniej art. 13 ust. 3
ustawy o refundacji).

Nalezy przy tym zaznaczy¢, ze Rada/Prezes maja
ograniczong mozliwos¢ wptywania na niektore elementy
stanowiska. I tak, wysokos$¢ odptatnosci pacjenta (50%,
30%, ryczalt) jest Scisle regulowana przez ustawe, a wigc
zmniejszenie zaproponowanego poziomu odptatnosci
pacjenta mogtoby by¢ osiagnigte jedynie nie wprost, po-
przez... podwyzszenie ceny leku.

Czytelnik zainteresowany brzmieniem stanowisk/
rekomendacji i1 opinii moze je odszuka¢ w Biuletynie
Informacji Publicznej (BIP) AOTM, pod adresem http://
www.aotm.gov.pl/bip/, w zaktadkach grupujacych zlece-
nia Ministra Zdrowia dla AOTM z poszczegdlnych lat.
Przyktady zebrano w Tabeli I1.

W 2011 r. na dorocznym europejskim Kongresie
ISPOR w Madrycie M. Niewada i wsp. [10] zaprezento-
wali analizg przestanek, jakimi kieruje si¢ Rada, wydajac
rekomendacje i stanowiska (uwaga: analiza dotyczyta

okresu od sierpnia 2007 do 7 pazdziernika 2011 r., a wigc
stanowisk i opinii wydanych przez Rade¢ Konsultacyjna).
Przyjgto przy tym zatozenie, ze rekomendacja pozytywna
to taka, ktora popiera finansowanie technologii ze $rod-
kéw publicznych bez ograniczen, a negatywna — popie-
ra finansowanie jedynie w ograniczonym zakresie albo
uwaza je za niezasadne. Przestankami wytypowanymi
do analizy — zgodnie z obowiazujacym owczesnie pra-
wodawstwem — byty: efektywnos$¢ kliniczna, wykazany
wplyw leku na istotne klinicznie punkty koncowe (zgod-
nie z zaleceniami Wytycznych [8]), bezpieczenstwo leku,
efektywnos¢ kosztowa, mozliwo$¢ finansowania, czyli
korzystny wynik analizy wplywu na budzet platnika
(NFZ), inne (formalne). W analizie regresji wykazano,
ze pozytywna rekomendacja ma silny zwiazek z udo-
wodniona efektywnos$cig kliniczna produktu. Przestanki
rekomendacji negatywnych byly bardziej ztozone. Naj-
silniejsza wydaja si¢ watpliwosci co do bezpieczenstwa
leku, a nastgpnie kolejno: niekorzystne wyniki analizy
kosztowej efektywnosci (traktowane raczej jakosciowo
niz ilo§ciowo), niespetnienic wymogow formalnych,
nieudowodniona efektywno$¢ kliniczna, drugorzedowe
z klinicznego punktu widzenia punkty koncowe stuzace
szacowaniu efektywnosci klinicznej; sita zwiazku po-
szczegolnych przestanek z rozstrzygnigciem koncowym
byta przy tym na podobnym poziomie, znacznie nizsza

Przedmiot stanowiska/rekomendacji lub

opinii Tryb wydania

Odnos$nik do dokumentu na www AOTM

Art. 35 ust. 1 pkt2
ustawy o refundacji [3]

Baraclude, entekawir, 0,5 mg, tabletki
powlekane, 30 tabletek powlekanych, EAN
5909990619177 w ramach programu leko-
wego: ,,Leczenie przewleklego zapalenia
watroby typu B entekawirem”

Stanowisko Rady
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-2013/380-zlc-220-
2013/1727-220-2013-srp; dostep: 19.03.2013.

Rekomendacja Prezesa
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-2013/380-zlc-220-
2013/1737-220-2013-rek; dostep: 19.03.2013.

Podanie octanu abirateronu w leczeniu opor-
nego na kastracjg raka gruczotu krokowego
z przerzutami u dorostych mezczyzn, bez
objawow lub z objawami o nieznacznym/
niewielkim nasileniu, po niepowodzeniu
supresji androgenowej, u ktorych zastoso-
wanie chemioterapii nie jest jeszcze wskaza-
ne klinicznie

czeniach [2]

Art. 31e ustawy o $wiad-

Stanowisko Rady
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-mz-2013/198-zlc-
043-2013/926-043-2013-srp; dostgp: 19.03.2013.

Rekomendacja Prezesa
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-mz-2013/198-zlc-
043-2013/975-043-2013-rek; dostgp: 19.03.2013.

Art. 40 ustawy o refun-
dacji [3]

Fingolimod i natalizumab po nieskutecznej
terapii z zastosowaniem octanu glatirameru
w ramach programu lekowego: ,,.Leczenie
stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu
terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko
rozwijajacej si¢ cigzkiej postaci stwardnie-
nia rozsianego (ICD-10 G35)”

Opinia Rady
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-mz-2013/316-zlc-
156-2013/1247-156-2013-orp; dostep: 19.03.2013.

Tauredon (sodium aurothiomalate), amputki
a 20 mg/ml, we wskazaniu: reumatoidalne
zapalenie stawow

czeniach [2] w zwiazku
z art. 39 ust. 3 ustawy
o refundacji [3]

Art. 31e ustawy o $wiad-

Stanowisko Rady
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-2013/zlc-127-
2013/127-2013-srp; dostgp: 19.03.2013.

Rekomendacja Prezesa
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-2013/zlc-127-
2013/127-2013-rek; dostegp: 19.03.2013.

Art. 48 ust. 2a ustawy
o $wiadczeniach [2]

Narodowy Program Wyréwnywania Do-
stgpnosci do Profilaktyki i Leczenia Chordb
Uktadu Sercowo-Naczyniowego na lata
2013-2016 POLKARD

Opinia Prezesa
http://www.aotm.gov.pl/bip/index.php/zlecenia-mz-2013/201-zlc-
046-2013/986-046-2013-0pz; dostgp: 19.03.2013.

Tabela 1. Przyklady stanowisk/rekomendacji i opinii Rady Przejrzystosci i Prezesa AOTM wydawanych na podstawie roznych

trybow zlecenia Ministra Zdrowia.

Zrédlo: Opracowanie wlasne.
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niz w przypadku rozstrzygnigcia pozytywnego. Co cieka-
we, zestawiajac technologie medyczne, ktore otrzymaty
rekomendacje pozytywne i negatywne, pod wzgledem
oszacowanego w analizach progu efektywnosci koszto-
wej [ICUR (QALY)] oraz wielkosci wptywu finansowa-
nia na budzet ptatnika publicznego wykazano podobne
mediany w obu typach rekomendacji — statystycznie re-
komendacje pozytywne i negatywne nie réznity si¢ pod
tym wzgledem! Pouczajace byloby wykonanie podobne;j
analizy po dwoch juz prawie latach dziatania Rady w no-
wym sktadzie (Rada Przejrzystosci) i pod nowa ustawa
(refundacyjna).

0 Stanowiska/rekomendacje AOTM a decyzje
refundacyjne

Dalsze losy ocenianych w AOTM lekéw zaleza od
sposobu zlecenia.

Whioski refundacyjne podlegaja negocjacjom w Ko-
misji Ekonomicznej w Ministerstwie Zdrowia, a wigc
ostateczna decyzja refundacyjna zalezy od osiagnigcia po-
rozumienia. Czasami istotnym warunkiem decyzji pozy-
tywnej jest mozliwos¢ uzgodnienia jednolitego podejscia
do sposobu dziatania programu lekowego z producentami
réznych technologii wchodzacych w sktad programu.

W kwestiach wprowadzania nowego leku do istnie-
jacej grupy limitowej albo utworzenia nowej wypowiada
si¢ zarowno Rada (oceniajac wniosek refundacyjny albo
na oddzielne zapytania Ministra Zdrowia), jak i Prezes
(w rekomendacjach dla wnioskow refundacyjnych), jed-
nak tylko potencjalnie moze to mie¢ wptyw na ostatecz-
ne rozstrzygnigcie; zarowno sktad grup limitowych, jak
i produkt (EAN) wyznaczajacy podstawg limitu wyzna-
czany jest przez ministra i czasami rezultat tych decyz;ji
bywa trudny do przewidzenia.

W kwestii refundowania lekow stosowanych poza za-
rejestrowanymi wskazaniami wypowiada si¢ jedynie Rada
w wydawanej opinii (brak w ustawie wymogu wydania
analogicznej opinii Prezesa). Cho¢ opinia ma moc stabsza
niz stanowisko/rekomendacja, jednak leki zaopiniowane
pozytywnie wchodza na ogdt na listy lekow dostepnych
w aptece we wskazaniach innych niz zarejestrowane
i uwzgledniane sa przy tym sugestie Rady co do wskazan.

W zakresie finansowania lekéw dostepnych w ra-
mach $wiadczenia chemioterapii niestandardowej woje-
waodzkie oddziaty NFZ maja obowiazek stosowania si¢
do rekomendacji AOTM, zwlaszcza gdy jest ona nega-
tywna. Nalezy tu podkresli¢, ze nie wynika to z jakie-
gokolwiek dzialania Rady/AOTM, ale z decyzji Prezesa
NFZ, podtrzymanej przez Ministra Zdrowia — decydenta
w systemie. Z tych powoddéw stanowiska/rekomendacje
wydawane dla zlecen z art. 31e-31h dotyczace usunigcia
z programu chemioterapii niestandardowej powinny by¢
formulowane szczegdlnie ostroznie.

Stanowiska/rekomendacje odnoszace si¢ negatywnie
do zasadnosci wydawania zgdd na refundacjg lekow nie-
zarejestrowanych do obrotu w Polsce stanowia podstawe
tworzenia listy ,,negatywnej” lekow (art. 39 ust. 5 ustawy
o refundacji), ktére nie moga by¢ refundowane w ramach
importu docelowego (w odrdznieniu od wydawanych

co 2 miesiace obwieszczen Ministra Zdrowia formutu-
jacych listg ,,pozytywna” lekow, ktore sa refundowane
w polskim systemie opieki zdrowotnej). Wydanie w tym
zakresie stanowiska/rekomendacji pozytywnej pozwala
chorym naby¢ lek po wniesieniu oplaty ryczattowe;.

AOTM nie jest rutynowo informowana o podjetych
decyzjach refundacyjnych dotyczacych ocenianych tech-
nologii medycznych. Z 90 technologii lekowych, dla
ktorych Prezes AOTM wydal rekomendacje w 2012 r.
(rozumianych jako lek/$rodek spozywczy specjalnego
przeznaczenia zywieniowego w okreslonym wskazaniu,
bez wzgledu na dawke i opakowanie, z wylaczeniem le-
kow ocenianych we wskazaniach pozarejestracyjnych),
66 oceniono pozytywnie'® (w tym 7 warunkowo), a 24
negatywnie (zob. BIP AOTM/Zlecenia MZ 2012). Z wy-
konanej przez autoréw analizy informacji odnalezionych
na stronie internetowej Ministerstwa Zdrowia wynika, ze
oczekiwanie na wydanie decyzji administracyjnej ws. ob-
jecia refundacja zajmuje rozny czas: od 10 dni do pra-
wie 4 miesigcy (czas liczony od wydania przez AOTM
stanowiska/rekomendacji do momentu wejscia decyzji
w zycie). Na dzien 27 maja 2013 r. nie odnaleziono in-
formacji'' o podjeciu decyzji co do refundacji dla co naj-
mniej 13 sposrod pozytywnie ocenionych przez AOTM
technologii, pozostate 53 weszly juz do refundacji. Odna-
leziono réwniez informacjg, ze refundowane sa 4 sposrod
negatywnie ocenionych technologii.

*" Podsumowanie

Agencja Oceny Technologii Medycznych jest obecnie
niezalezna instytucja doradcza dziatajaca na potrzeby Mi-
nistra Zdrowia, mocno osadzona prawnie w polskim sy-
stemie opieki zdrowotnej, co odpowiada prawodawstwu
i rozwiazaniom europejskim. Cieszy si¢ tez uznaniem
w europejskim srodowisku ekspertow oceny technologii
medycznych, gdzie postrzegana jest jako instytucja, ktora
szybko dostosowata si¢ do europejskich wymagan jakos-
ciowych i organizacyjnych.

AOTM wykonuje swoje zadania zgodnie z obowia-
zujacym prawodawstwem, usilujac pogodzi¢ je z mig-
dzynarodowa metodologia HTA, co czasami sprawia
ktopoty, jak w przypadku koniecznoséci odnoszenia si¢
w rekomendacjach do sztywno wyznaczonego progu
efektywnosci kosztowej, formutowania opinii w sytua-
cjach, gdy prawnie nie przewidziano procesu przygo-
towania podstawy analitycznej do ich wydawania czy
»przejrzystego” publikowania materiatow analitycznych
zawierajacych dane poufne dla przedsigbiorcow.

Wydaje sig, ze zrozumienie roli AOTM w proce-
sie wydawania decyzji refundacyjnych jest niewielkie
w spoleczenstwie, ale tez w Srodowisku lekarzy. W ar-
tykule podsumowano zakres zadan, odpowiedzialno$ci
i realnego wptywu analiz HTA na decyzje administra-
cyjne dotyczace kwestii zwiazanych z refundacja lekow,
podejmowane przez organy do tego powolane.
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Przynisy

! Rada Konsultacyjna dziatata w latach 2007-2011; w jej
sktad wchodzito 10 ekspertow z dziedziny medycyny, ktorzy
obradowali na posiedzeniach, formulujac stanowiska/rekomen-
dacje i opinie. Ustawa o refundacji [3] zastapita to ciato Rada
Przejrzystosci, ktora dziata do dzis. W jej sktad wchodzi 20
0sOb, w tym po 2 przedstawicieli: Prezesa Narodowego Fun-
duszu Zdrowia (NFZ), Prezesa Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyrobow Medycznych i Srodkéw Biobojczych
oraz Rzecznika Praw Pacjenta. Na kazde posiedzenie jest wy-
bieranych losowo 10 0s6b (w tym po jednym przedstawicielu
instytucjonalnym). Ustawa o refundacji zmienita tez zadania
Rady, co opisuje dalsza czg$¢ tego artykutu.

2 Kolejne aktualizacje podstaw prawnych dziatania AOTM
zmienialy sposob zakonczenia postgpowania w AOTM: oceny
konczyty si¢ rekomendacja lub stanowiskiem Rady (Konsulta-
cyjnej/Przejrzystosci) albo rekomendacja Prezesa AOTM.

3 W niektorych $ciezkach ustawowych postgpowanie
w AOTM konczy si¢ wydaniem opinii Rady/Prezesa. Nalezy
zaznaczy¢, ze w artykule nie odnosimy si¢ do opinii o progra-
mach zdrowotnych jednostek samorzadu terytorialnego, ktore
stanowia oddzielny zakres dziatan AOTM.

4 W ramach projektu EUnetHTA opracowano metodolo-
gig szybkiej (skroconej) oceny efektywnosci dla lekéw (Rapid
Relative Effectiveness Assessment of Pharmaceuticals) (http://
www.eunethta.eu/outputs/public-consultation-methodological-
-guidelines-rapid-relative-effectiveness-assessment-pharma),
ograniczajacej zakres oceny do 4 dziedzin: opisu problemu
zdrowotnego i sposobu stosowania ocenianej technologii, cha-
rakterystyki ocenianej technologii, oceny jej bezpieczenstwa
i skutecznosci klinicznej. Zob. tez Tabela 1.

5 W raportach skroconych AOTM wykonuje si¢ proste
oszacowanie wptywu na budzet ptatnika publicznego (NFZ),
gdy dostgpne sa odpowiednie dane liczbowe.

¢ Na podstawie Wytycznych oceny technologii medycz-
nych (HTA), wersja 2.1, Warszawa, kwiecien 2009; http://www.
aotm.gov.pl/index.php?id=765; dostep: 19.03.2013.

7 QALY — Quality Adjusted Life Years, lata zycia skorygo-
wane jakoscia, przyjgta w metodologii HTA jednostka efektu
klinicznego stosowania technologii medycznych taczaca infor-
macjg o wydluzeniu zycia i o jego jakosci; zob. tez Stownik
EBM/HTA Stowarzyszenia CEESTHAC; http://www.ceestahc.
org/slowniczek,L.html.

8 LYG — Life Years Gained, zyskane lata zycia.

° Nie odnosimy si¢ tu do przypadkow, gdy zgodnie z pra-
wodawstwem Rada, a nastgpnie Prezes wydaja opinie, ktore sa
dla decydenta stabsza niz stanowisko/rekomendacja przestanka
do podejmowania decyzji.

10 Za pozytywne uznano te stanowiska/rekomendacje,
ktore — gdyby zostaly przeksztalcone w decyzje refundacyjne

— zapewnilyby refundowanie leku/$sspz, cho¢ niekoniecznie
zgodne z trescia zlecenia.

' Nieodnalezienie informacji moze oznacza¢ zarbwno pod-
jgcie przez Ministra Zdrowia decyzji o nieprzyjeciu do refunda-
cji, jak i niepodjecie jakiejkolwiek decyzji w kwestii refundacji
danego leku. W przypadku lekow finansowanych w ramach
$wiadczenia chemioterapii niestandardowe;j fakt refundacji nie
jest upubliczniany. Dyrektor Wojewddzkiego Oddziatu NFZ
wydaje indywidualna zgodg na refundacjg leku dla konkretnego
pacjenta, zgodna z trescia stanowiska/rekomendacji.
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