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Prof. dr hab. n. med. Maciej Krzakowski Szybki rozwdéj nowych technologii medycznych oraz brak mozliwosci ich petnego sfinansowania przez publicz-
Centrum Onkologii — Instytut nego platnika stwarza koniecznos¢ poszukiwania rozwigzan wskazujgcych najbardziej wartosciowe metody.
im. Marii Skiodowskiej-Curie Zagadnienie to jest szczegdlnie istotne w odniesieniu do lekéw przeciwnowotworowych. W Polsce w procesie
w Warszawie podejmowania decyzji o finansowaniu tej grupy lekow wiasciwe urzedy (Ministerstwo Zdrowia, Narodowy Fundusz

Zdrowia, Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji) najcze$ciej korzystaja z opinii ekspertéw. W celu
zobiektywizowania procesu oceny Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej i Polskie Towarzystwo Onkologiczne
— na podstawie systemu stosowanego w Wielkiej Brytanii i Szwajcarii — opracowaly algorytm, ktéry w sposob
kompleksowy uwzglednia kluczowe aspekty dotyczace skutecznosci, bezpieczenstwa, jakosci dowoddw nauko-
wych oraz efektywnosci kosztowej. Na podstawie tej oceny nowy lek przeciwnowotworowy kwalifikowany jest
do jednej z pieciu kategorii wedtug wielkos$ci oferowanej wartosci dodanej wzgledem aktualnie refundowanego
standardu postepowania.

Stowa kluczowe: nowe leki przeciwnowotworowe, mozliwoéci finansowania, obiektywna ocena warto$ci metod
leczenia systemowego

ABSTRACT

Rapid development of new medical technologies and inability of their full financing by a public payer necessitates
searching for solutions identifying most valuable methods. This issue is particularly relevant in relation to anticancer
drugs. Competent authorities (Ministry of Health, National Health Fund, Agency for Health Technology Assessment
and Pricing) in Poland often use expert opinions in decision making process regarding new anticancer drugs.
In order to make this process more objective, the experts from the Polish Society of Clinical Oncology and Polish
Oncological Society — based on the systems used in the United Kingdom and Switzerland — developed an
algorithm that quantifies the key aspects of the efficacy, safety, quality of evidence and cost-effectiveness. Based

on these criteria a new anticancer compound is qualified into one of five categories considering its the added

Onkologia w Praktyce Klinicznej value in relation to current reimbursed standard practice.
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Wprowadzenie

Wysoki i stale rosnacy koszt nowych technologii
medycznych oraz coraz mniejsze mozliwosci ich finan-
sowania ze Srodkéw publicznych stwarzaja potrzebe
opracowania najbardziej skutecznych sposobdéw oceny
wartoSci tych metod. Dotyczy to w szczegdlnoSci onkolo-
gii, poniewaz liczba nowotworow wzrasta wraz ze starze-
niem sie¢ spoleczenstwa oraz oddzialywaniem niektdrych
czynnikéw cywilizacyjnych, a leki przeciwnowotworowe
naleza do najdrozszych.

Rejestrowane przez Europejska Agencje Lekow
(EMA, European Medicine Agency) nowe leki — zwtasz-
cza o dziataniu ukierunkowanym molekularnie i we
wskazaniach dotyczacych niewielkich grup chorych
— maja coraz wyzsze ceny, co producenci uzasadniaja
koniecznoScig zwrotu poniesionych przez nich kosztow.
Nowe leki przynosza wieksze korzysci terapeutyczne,
ale w przypadku rzadkich nowotworéw cena leku jest
znaczaco wyzsza, bowiem nizszy jest zwrot kosztow
rozwoju nowej technologii. W polskich warunkach
brak refundacji leku oznacza w praktyce jego catkowita
niedostepnos¢ dla chorych. Wymienione czynniki, wraz
z szerokim dostepem chorych do informacji, zwigkszaja
spoteczne oczekiwanie mozliwie szybkiego dostepu
do nowych metod leczenia stosowanych w stanach
zagrazajacych zyciu i staja si¢ trudnym wyzwaniem dla
publicznego systemu ochrony zdrowia.

Praktyka innych krajow wskazuje na wysoka uzy-
teczno$¢ algorytmoéw oceny wartosci dodanych nowych
lekéw. Algorytmy te umozliwiaja ptatnikowi opty-
malizacj¢ wydatkéw na kosztowne metody leczenia
przeciwnowotworowego na podstawie ich obiektywnej
i kompleksowej oceny, a takze zwickszaja dostepnosé
do najbardziej wartoSciowych i bezpiecznych oraz naj-
lepiej przebadanych metod w odniesieniu do wskazan
nieujetych w Charakterystyce Produktu Leczniczego
(ChPL). Niewatpliwa zaleta tego typu narzedzi jest
dostosowanie do mozliwosci ptatnika w danym kraju
wartoSci punktowej, ktéra stanowitaby ,,granice” ak-
ceptacji finansowania lub wskazywalaby na koniecznos¢
dzielenia z producentem ryzyka zwiazanego z ograniczo-
na skutecznos$cia leku. Prace nad takimi algorytmami
rozpoczely juz Europejskie Towarzystwo Onkologii Kli-
nicznej (ESMO, European Society of Medical Oncology)
oraz Amerykanskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej
(ASCO, American Society of Clinical Oncology) [1, 2].
Wiasne algorytmy oceny wykorzystywane w procesie
podejmowania decyzji o finansowaniu nowego leku
przeciwnowotworowego lub niestandardowej terapii
wprowadzono w Wielkiej Brytanii (Cancer Drugs Fund)
oraz Szwajcarii (Helsana Group) |3, 4].

Obecne opracowanie — przygotowane przez Polskie
Towarzystwo Onkologii Klinicznej (PTOK) oraz Polskie
Towarzystwo Onkologiczne (PTO) — stanowi propozy-

cje stworzenia algorytmu oceny warto$ci nowych lekéw
przeciwnowotworowych. Narzedzie to powinno znalez¢
zastosowanie w mechanizmie wezesnego dostepu, skra-
cajacym czas oczekiwania chorych na leki o najwigkszej
wartoSci dodanej, a takze utatwi¢ podejmowanie decyzji
dotyczacych refundacji tych lekéw w procesie ich oceny
przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych i Tary-
fikacji (AOTMIT) [5], przy zachowaniu przejrzystoSci,
obiektywizmu i powtarzalnoSci procesu oceny.

W polskim publicznym systemie ochrony zdrowia
procedura przewidziana do niestandardowego finan-
sowania lekow onkologicznych byt do konica 2014 roku
program chemioterapii niestandardowej. Od 2012 roku,
zgodnie z ustawa o refundacji, finansowanie lekéw
w ramach tego programu zostato ograniczone do lekéw
zarejestrowanych do 31 grudnia 2011 roku [6], przy
czym dopuszczalne byto finansowanie nowego wska-
zania dla leku zarejestrowanego przed wymieniona
data. Realizacja chemioterapii niestandardowej i jej
finansowanie nastgpowaly po uzyskaniu pozytywnej
decyzji dyrektora oddziatu wojewodzkiego Narodowe-
go Funduszu Zdrowia (NFZ), wydanej na podstawie
wniosku zlozonego przez $swiadczeniodawce (podmiot
leczniczy, ktéry miat $wiadczenia udzielac) oraz pozy-
tywnym zaopiniowaniu przez wlaSciwego konsultanta
wojewddzkiego w dziedzinie onkologii klinicznej. Kazda
decyzja dyrektora oddzialu wojewddzkiego NFZ miata
charakter indywidualny, tzn. odnosita si¢ jedynie do
chorego, ktérego dotyczyt wniosek. Cztonkowie PTOK
oraz PTO dostrzegaja potrzebe stworzenia systemowego
rozwigzania, zapewniajacego chorym wczesny dostep do
lekéw przynoszacych najwieksze korzysci terapeutyczne,
zanim zostanie wydana finalna decyzja refundacyjna.
Ztozona procedura refundacyjna, proces negocjacji,
kontraktowanie nowego programu lekowego przez
szpitale oraz procedura przetargowa moga opdzniaé
dostep do takich lekéw nawet o kilkanaScie miesigcy.
Mechanizm wczesnego dostepu umozliwilby istotne
skrécenie czasu oczekiwania chorych na leki o najwigk-
szej wartoSci dodane;.

Przedstawiony w obecnym opracowaniu algorytm
oceny wartosci dodanej leku wzgledem aktualnie refun-
dowanego standardu postgpowania uwzglednia wydtu-
Zenie czasu przezycia i poprawe jakoSci zycia chorych,
profil bezpieczenstwa, aspekty ekonomiczne leczenia
i jako$¢ dowodéw naukowych. Suma punktéw uzyska-
nych w wymienionych obszarach pozwala na przypisanie
leku do jednej z pieciu kategorii okreslajacych zasadnos¢
jego refundacji. Zdaniem ekspertow PTOK i PTO re-
fundacja wnioskowanego leku powinna Scisle zalezec
od oferowanych przez niego korzySci terapeutycznych.

Oba towarzystwa naukowe dostrzegaja rowniez
koniecznos¢ podjecia dzialan zapewniajacych obiek-
tywizacj¢ i zachowanie jednolitosci podejmowanych
decyzji refundacyjnych w skali kraju, poniewaz kazda
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odmienno$¢ powoduje nieréwny dostep do $wiadczen
zdrowotnych w ramach powszechnego ubezpiecze-
nia zdrowotnego.

lloSciowa ocena wskaznikéw przezycia

W proponowanym algorytmie — podobnie do za-
lozen przyjetych w innych krajach — ocenie iloSciowej
poddawana jest poprawa przezycia catkowitego (OS,
overall survival) oraz poprawa przezycia wolnego od
progresji choroby (PFS, progresion-free survival). Za
minimalng istotna klinicznie i skutkujaca przyznaniem
punktéw korzys$¢ terapeutyczna uwaza si¢ zwickszenie
mediany PFS oraz mediany OS o 2 miesiace, przy czym
odpowiednie wartosci dla OS punktowane sa w stosunku
do PFS podwdjnie. Maksymalna liczba punktéw zwiaza-
na jest z wydluzeniem OS o przynajmniej 12 miesigcy.

W odniesieniu do informacji dotyczacych popra-
wy PFS — pochodzacych z poréwnawczych badan
II fazy — przyznawana jest potowa wartosci punktowe;j
okres§lonej w tabeli 1. Punkty za wydluzenie OS nie
sa przyznawane, jesli informacje pochodza wytacznie

z badan II fazy bez losowego doboru. Alternatywnym
wskaznikiem dla PFS uwzglednianym w algorytmie moze
by¢ czas przezycia do progresji (TTP, time to progression)
lub czas przezycia wolnego od choroby (DFS, disease-
~free survival).

Jesli dane dotyczace wartoSci bezwzglednych dla
median OS i PFS sq niedostepne, iloSciowe]j ocenie
poddawana jest wartos¢ ryzyka wzglednego (HR, hazard
ratio). Punktacje za zmniejszenie wzglednego ryzyka
zgonu lub progresji choroby oraz zmniejszenie ryzyka
wzglednego zgonu okresla tabela 2.

W przypadku wynikéw nieistotnych statystycznie
punktéw nie przyznaje sie.

llosciowa ocena jakosci zycia
zwigzanej ze zdrowiem chorego

W ramach iloéciowej oceny przyznawane sa punkty
za poprawe jakosci zycia zwigzang ze stanem zdrowia
(HR-QoL, health-relatedquality of life) uzyskana pod
wplywem ocenianego leku (tab. 3). Dowody naukowe
wyzszej jakoSci powoduja przyznanie wigkszej liczby

Tabela 1. llosciowa ocena korzysci terapeutycznej zwigzanej z poprawa czasu przezycia

Zwiekszenie mediany PFS, DFS lub TTP

Zwiekszenie mediany OS

Zakres wyniku Punktacja Zakres wyniku Punktacja
< 2 miesiecy 0 < 2 miesiecy 0
2-3 miesiecy 1 2-3 miesiecy 2
4-5 miesiecy 1,5 4-5 miesiecy 3
6-7 miesiecy 2 6-7 miesiecy 4
8-9 miesiecy 2,5 8-9 miesiecy 5
10-11 miesiecy 3 10-11 miesiecy 6
= 12 miesiecy 3,5 = 12 miesiecy 7

PFS (progression-freesurvival) — czas przezycia wolnego od progresji choroby; DFS (disease-freesurvival) — czas przezycia wolnego od choroby; TTP (time to
progression) — czas do progresji; OS (overall survival) — czas przezycia catkowitego

Tabela 2. llosciowa ocena zmniejszenia ryzyka wzglednego progresji, nawrotu lub zgonu*

Zmniejszenie ryzyka wzglednego progresji
lub nawrotu (PFS, DFS lub TTP)

Zmniejszenie ryzyka wzglednego zgonu (OS)

HR Punktacja HR Punktacja
<0, 0 <0,1 0
0,1-0,19 1 0,1-0,19 2
0,2-0,29 2 0,2-0,29 4
0,3-0,39 3 0,3-0,39 6
=04 4 =04 8

*Punkty za zmniejszenie ryzyka wzglednego (HR) przyznawane sg wytgcznie w przypadku braku danych dotyczacych wartosci bezwzglednych dla OS i PFS;
PFS (progression-freesurvival) — czas przezycia wolnego od progresji choroby; DFS (disease-freesurvival) — czas przezycia wolnego od choroby; TTP (time to
progression) — czas do progresji; OS (overall survival) — czas przezycia catkowitego
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Tabela 3. llosciowa ocena poprawy jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem chorego (HR-Qol)

Kryterium Punktacja
Opublikowano dowody naukowe wskazujgce na catkowitg, istotng poprawe HR-QoL mierzonej 3
zwalidowanym narzedziem

Opublikowano wiarygodne dowody na znaczacg poprawe HR-QolL, ktérej nie zmierzono zwalidowanym 2
narzedziem (np. klinicznie istotna redukcja liczby przetoczen krwi)

Opublikowano wiarygodne dowody naukowe wskazujgce na istotng poprawe niektorych aspektéw HR-QoL 1
mierzonej zwalidowanym narzedziem lub dowody na brak pogorszenia HR-QoL

Niskiej jakosci dowody naukowe lub brak w badaniach danych dotyczacych wptywu leku na HR-QoL, lub 0
wykazano poprawe HR-QolL wzgledem komparatora, ktéry nie stanowi aktualnego standardu postepowania
Opublikowano dowody naukowe wskazujgce na umiarkowane pogorszenie HR-Qol, jednak pomiaru nie -1
przeprowadzano z uzyciem zwalidowanego narzedzia

Opublikowano dowody naukowe wskazujgce na istotne pogorszenie HR-QoL, jednak pomiaru nie -2
przeprowadzano z uzyciem zwalidowanego narzedzia (np. klinicznie istotny wzrost liczby incydentow

goraczki neutropenicznej)

Opublikowano dowody naukowe wskazujgce na istotne pogorszenie HR-Qol, ktérej pomiaru dokonywano -3

z uzyciem zwalidowanego narzedzia

HR-Qol (health-relatedquality of life) — jakos¢ zycia zwigzana ze zdrowiem

punktéw. Punktacja uwzglednia réwniez sposob pomiaru
jakosci zycia w badaniach, przy wyzszej ocenie dla zwali-
dowanych narzedzi pomiaru jakoSci zycia. W przypadku
pogorszenia HR-QoL w zwiazku z zastosowaniem oce-
nianego leku przyznawane sa punkty ujemne.

llosciowa ocena profilu bezpieczenstwa

Ilosciowa ocena profilu bezpieczefistwa w ramach
proponowanego algorytmu polega na przyznawaniu do-
datnich lub ujemnych punktéw w przypadku odpowied-
nio nizszej lub wyzszej toksycznos$ci wzgledem aktualnie
refundowanego standardu postgpowania (tab. 4). Na
potrzeby iloSciowej oceny poprawe profilu bezpieczen-
stwa definiuje si¢ jako odsetek dziatan niepozadanych co
najmniej 3. stopnia wedtug aktualnej klasyfikacji Com-
mon Terminology Criteria for Adverse Events (CTCAE)
nizszy o przynajmniej 15% w poréwnaniu z aktualnie
refundowanym standardem postgpowania. Wynik nizszy
o przynajmniej 30% w poréwnaniu z obecnie refundowa-
nym standardem postgpowania okreS§la si¢ jako znaczaca
poprawe. Takie samo podejscie stosuje si¢ w przypadku
pogorszenia profilu bezpieczefstwa.

lloSciowa ocena ekonomicznych
aspektow terapii

W celu uwzglednienia efektywnosci kosztowej leku
iloSciowej ocenie poddawany jest dodatkowy koszt, jaki
nalezatoby ponie$¢ na uzyskanie dodatkowego roku
zycia skorygowanego o jakos¢ (QALY, quality adjusted

Tabela 4. llosciowa ocena profilu bezpieczenstwa wzgledem
aktualnie refundowanego standardu postepowania

Kryterium Punktacja
Znaczaca poprawa 2
Poprawa 1
Réwnorzedna toksycznosc 0
Pogorszenie -1
Znaczace pogorszenie -2

life year) wzgledem aktualnego standardu postgpowa-
nia (tab. 5). Koszt inkrementalny QALY uwzglednia
si¢ wylacznie wowczas, gdy zostal on zaakceptowany
przez AOTMIT. Zakres poszczegdlnych przedzialéw
dla warto$ci QALY ustalono z uwzglednieniem danych
Gtéwnego Urzedu Statystycznego (GUS) dotyczacych
rachunkéw narodowych w 2013 roku [7]. Przyjety prog
efektywnoSci kosztowej jest zbiezny z zaleceniami
Swiatowej Organizacji Zdrowia (WHO, World Health
Organization) (brak efektywnosci kosztowej dla warto-
Sci wiekszej niz 3-krotna wartoS$¢ produktu krajowego
brutto — PKB — na mieszkanca) [8]. Najwyzsza liczba
punktéw przyznawana jest w przypadku, gdy QALY
(wzgledem refundowanego standardu postgpowania)
nie przekracza 120 000 PLN (przyblizona 3-krotna
warto$¢ PKB na mieszkafica Polski). W zwiazku z licz-
nymi dowodami wskazujacymi na czeste ograniczenia
metodologiczne szacowania QALY w przypadku
choroby nowotworowej lekom, dla ktérych koszt ten
jest nieco wyzszy od progu efektywnosci kosztowe;j
(4-krotna wartos¢ PKB na mieszkanca — przedziat
121 000-170 000 PLN), przyznawany jest 1 punkt [9-12].
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Tabela 5. Ocena ilosciowa efektywnosci kosztowej (patrz uwaga w tekscie)

Efektywnosc¢ kosztowa (koszt inkrementalny uzyskania

dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakosc)

Punktacja

< 120 000 PLN
> 120 000-170 000 PLN
> 170 000-220 000 PLN
> 220 000-270 000 PLN
> 270 000 PLN

Tabela 6. llosciowa ocena sredniego kosztu leczenia ocenianym lekiem

Sredni koszt leczenia ocenianym lekiem

Punktacja

Wyzsza skutecznosc i nizszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu postepowania +3

Wyzsza skutecznos¢ i poréwnywalny koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu postepowania +2

lub ,,nie gorsza” skutecznos¢ (non-inferior) i nizszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu

postepowania

.Nie gorsza” skutecznos¢ (non-inferior) i poréwnywalny koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu +1

postepowania, jednak wykazano pewne dodatkowe korzysci dla chorych (np. nizsza toksycznos¢) lub wyzsza

skutecznosc¢ i wyzszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu postepowania

.Nie gorsza” skutecznos¢ (non-inferior) i poréwnywalny koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu 0

postepowania

.Nie gorsza” skutecznos¢ (non-inferior) i wyzszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu -1

postepowania, ale wykazano dodatkowe korzysci dla chorych (np. nizsza toksycznos¢)

.Nie gorsza” skutecznosc¢ (non-inferior) i wyzszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu -2

postepowania

Gorsza skutecznosc i wyzszy koszt wzgledem aktualnie refundowanego standardu postepowania -3

W przypadku lekéw, dla ktérych powyzszy koszt miesci
sie w przedziale 171 000-220 000 PLN, punkt6w nie przy-
znaje si¢. W dalszych przedzialach, odpowiadajacych
krotno$ciom PKB na mieszkanca Polski, odejmuje si¢
1 punkt (przedziat 221 000-270 000 PLN) lub 2 punkty
(przedziat = 271 000 PLN).

Jesli zweryfikowana przez AOTMIT wartos¢ QALY
jest niedostepna, iloSciowej ocenie podlega Sredni koszt
leczenia ocenianym lekiem we wnioskowanym wska-
zaniu (tab. 6). Kalkulacja kosztu terapii powinna si¢
opierac na koszcie produktu leczniczego ponoszonego
przez §wiadczeniodawce i uwzgledniaé Sredni czas le-
czenia. Dodatkowe punkty przyznawane sa w przypadku
nizszych kosztow wzgledem aktualnie refundowanego
standardu i wyzszej lub ,,nie gorszej” skutecznosci.

lloSciowa ocena dowodéw naukowych

W ramach iloSciowej oceny korzysci terapeutycznych
zwigzanych z nowym lekiem dowody naukowe wyzszego
poziomu zwigzane sa z wyzsza warto$cig punktowa (tab. 7).
Dowody te, w formie pelnotekstowych doniesien oraz
komunikatéw zjazdowych, powinny by¢ zataczane do

wniosku o finansowanie leczenia przeciwnowotworo-
wego w mechanizmie wczesnego dostepu, co pozwoli
szybko zweryfikowaé kryteria, na podstawie ktérych
dokonywana jest ocena ilo$ciowa.

Dodatkowe 2 punkty przyznaje si¢ w przypadku
braku refundowanej alternatywy terapeutycznej we
wskazaniu, w ktorym oceniany lek mialby zosta¢ zasto-
sowany (tab. 8). Nie przyznaje si¢ punktow, jezeli — po-
mimo braku refundowanej alternatywy terapeutycznej
— oferowana korzy$¢ w zakresie poprawy PFS i OS jest
mniejsza niz 2 miesigce.

Interpretacja koncowego wyniku
algorytmu

Catkowita punktacja stanowi sume¢ punktéw przyzna-
nych ocenianemu lekowi na podstawie przewidywanej
poprawy czasu przezycia i jakoSci zycia chorego, profilu
bezpieczenstwa, wskaznikdw ekonomicznych i jakoSci
dowodéw naukowych (tab. 9). W ten sposdb lek zostaje
przyporzadkowany do jednej z pieciu kategorii — A,
B, C, D, E. Kategorie A i B wskazuja na najwigksze
korzySci terapeutyczne i uzasadniaja finansowanie leku.
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Tabela 7. Punktacja sity dowodéw naukowych

Sita dowodéw naukowych Punktacja
Opublikowano wyniki dwéch lub wiekszej liczby wysokiej jakosci badan Il fazy 3
Opublikowano wyniki jednego wysokiej jakosci badania Ill fazy 2
Opublikowano wyniki badania Il fazy z losowym doborem chorych 1
Opublikowano wyniki badania Il fazy bez losowego doboru chorych lub wyniki badania obserwacyjnego 0

Brak publikacji petnotekstowej — dostepne jedynie doniesienie z renomowanej konferencji poddajacej -1
recenzji zgtaszane prace

Brak publikacji petnotekstowej — dostepne jedynie doniesienie z konferencji niepoddajacej recenzji -2
zgtaszanych prac

Opublikowano serie przypadkéw (case series) -3

Tabela 8. Punktacja stopnia niezaspokojonej potrzeby
medycznej

Alternatywa terapeutyczna Punktacja

Brak alternatywy terapeutycznej* 2

*Jesli pomimo braku alternatywy terapeutycznej oferowana korzys¢ w za-
kresie zwigkszenia mediany PFS lub mediany OS jest mniejsza niz 2 miesigce,
punktacja wynosi 0

Kategoria C oznacza umiarkowang wartos$¢ dodang leku,
co uzasadnia rozwazenie wykorzystania instrumentu
dzielenia ryzyka. Kategori¢ D uzyskuja leki o niskiej
warto$ci dodanej, ktérych finansowanie moze by¢
rozwazane wylacznie w sytuacji zaproponowania przez
producenta instrumentu dzielenia ryzyka zapewniaja-
cego efektywnos¢ kosztowa wzgledem obowiazujacego
w Polsce progu efektywnosci kosztowej. Kategoria E
odpowiada znikomej wartoSci dodanej i oznacza, ze
finansowanie leku nie jest uzasadnione.

Nalezy podkresli¢, iz przypisanie leku do okreslone;j
kategorii nie ma charakteru ostatecznego i moze by¢
modyfikowane w przypadku pojawienia si¢ nowych do-
wodoéw naukowych wskazujacych na wigksze lub mniej-

sze korzysci terapeutyczne w stosunku do wyjSciowej
oceny. Lek oceniany w réznych wskazaniach moze by¢
przypisany do réznych kategorii.

Wykorzystanie algorytmu w procesie
podejmowania decyzji o finansowaniu
lekéw przeciwnowotworowych

W zakresie finansowania przez NFZ niestandar-
dowych terapii przeciwnowotworowych istotng role
odgrywal w przeszlosci program chemioterapii nie-
standardowej. Program ten byt jednym ze $wiadczen
gwarantowanych i obejmowat leczenie realizowane z wy-
korzystaniem substancji nierefundowanych w tym samym
wskazaniu w innym programie zdrowotnym lub nieznaj-
dujacych si¢ w wykazie substancji czynnych stosowanych
w standardowej chemioterapii. Zgodnie z komunikatem
Ministerstwa Zdrowia chemioterapia niestandardowa
miata zapewni¢ leczenie chorych na nowotwory przed
pelnym wlaczeniem okre$lonego leku do systemu re-
fundacji [13]. Umozliwialo to chorym szybki dostep do
lekéw, nawet przed ich ocena przez AOTMiT. Zgodnie

Tabela 9. Sumaryczna ocena i kwalifikacja leku do poszczegdlnych kategorii wedtug wielkosci wartosci dodanej wzgledem

aktualnie refundowanego standardu postepowania

Kategoria Sumaryczna Ocena Finansowanie
wartos¢ punktowa

A =9 Bardzo wysoka wartos¢ dodana Lek powinien by¢ finansowany

B 7-8 Wysoka wartos¢ dodana Finansowanie wysoce uzasadnione

C 5-6 Umiarkowana wartos¢ dodana Wskazane zastosowanie instrumentu dzielenia ryzyka
— producent finansuje leczenie, ktore nie przyniosto
korzysci terapeutycznej

D 3-4 Niska wartos¢ dodana Finansowanie mozliwe wytacznie w sytuacji uzyskania
od producenta instrumentu dzielenia ryzyka
zapewniajgcego efektywnos¢ kosztowg wzgledem
obowigzujacego progu efektywnosci kosztowej

E 0-2 Znikoma wartos$¢ dodana Lek nie powinien by¢ finansowany
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z intencjg Ministerstwa Zdrowia program chemiotera-
pii niestandardowej obejmowat chorych na nowotwory
w trudnych lub nietypowych sytuacjach klinicznych, dla
ktérych najczesciej brakowalo juz standardowo finanso-
wanej — alternatywnej — opcji terapeutycznej. Zgodnie
z artykutem 70 ustawy o refundacji lekéw ten instrument
finansowania w dniu 31 grudnia 2014 roku przestat by¢
stosowany; obecnie mozliwe jest jedynie kontynuowanie
wczesniej rozpoczetego leczenia.

Innym istotnym ograniczeniem finansowania lekéw
w ramach chemioterapii niestandardowej bylo objecie
refundacja wylacznie lekow, ktére zostaly zarejestrowa-
ne do 31 grudnia 2011 roku. Oznaczalo to w praktyce
brak mozliwo$ci refundacji w wymienionym trybie lekéw
zarejestrowanych w latach 2012-2014. Eksperci PTOK
i PTO uwazaja, Ze ocena warto$ci powinna zaleze¢ od
przedstawionego systemu okre§lania korzySci dodanej,
a nie by¢ zwiazana z datg rejestracji.

Dtugi czas standardowych proceséw refundacyj-
nych i opracowywania nowych programéw lekowych
obejmujacych leki onkologiczne, a takze ograniczone
mozliwosci finansowe platnika stwarzaja potrzebe
wprowadzenia mechanizmu wczesnego dostepu do naj-
bardziej warto$ciowych lekéw przeciwnowotworowych,
nieobjetych jeszcze programami lekowymi. Zapropo-
nowany w niniejszym opracowaniu algorytm zapewnia
obiektywnos¢ oceny wartosci dodanej leku oraz przejrzy-
sto$¢ i mozliwo$¢ weryfikowania decyzji podejmowanych
przez ptatnika. Pozwoli to zmniejszy¢ ich dotychczasowa
uznaniowo$¢, zwigzang z r6zng interpretacja wynikow
badaf, wskazac leki o najwickszej spodziewanej korzySci
terapeutycznej, a takze zoptymalizowac ten proces w od-
niesieniu do zarejestrowanych i niezarejestrowanych
(off label) wskazan pod katem efektywnosci kosztowe;.
Nalezy podkresli¢, ze algorytm umozliwia réwniez
uwzglednienie oczekiwanych indywidualnych korzysci
klinicznych, takze na podstawie dowodéw naukowych
nizszego poziomu.

Podobne narzedzia stosowane w innych krajach
przyczynily si¢ do optymalizacji podejmowania decyzji
o finansowaniu nowych lekéw przeciwnowotworowych
z jednoczesnym skroceniem czasu oczekiwania chorych
na leczenie o najwigkszej wartoSci dodanej. Doswiad-
czenia innych krajow wskazuja na szybka, powtarzalna
i przejrzysta oceng nowych terapii oraz statg aktualizacje
ich oceny na podstawie nowych, istotnych doniesiefi na-
ukowych.

Niewatpliwg zaleta tego typu rozwiazan jest takze
dostosowanie do mozliwosci ptatnika w danym kraju
wartoSci punktowej stanowiacej granice, ponizej ktorej
finansowanie jest nieakceptowalne. Co istotne, zapro-

ponowana metodologia moglaby znaleZ¢ potencjalnie
zastosowanie rowniez w trudnym procesie ustalania ceny
produktéw leczniczych.

Podsumowanie

W niniejszym artykule przedstawiono propozy-
cje algorytmu wspierajacego dotychczasowe procesy
decyzyjne w Polsce w zakresie finansowania lekow
przeciwnowotworowych. W szczegdlnosci mogltby on
znalez¢ zastosowanie w mechanizmie wczesnego do-
stepu, umozliwiajacego leczenie chorych niektérymi
lekami przed realnym udostgpnieniem ich w ramach
programu lekowego. Na chwil¢ obecng w Polsce ta-
kiego mechanizmu brakuje. Algorytm moze si¢ okazaé
pomocny réwniez w pracach AOTMiT i uzupetnic wy-
korzystywane obecnie opinie eksperckie. Wykorzystanie
algorytmu mogtoby stanowi¢ takze dodatkowa pomoc
dla Komisji Ekonomicznej Ministerstwa Zdrowia w pro-
cesie ustalania urzgdowej ceny zbytu dla nowych lekow
przeciwnowotworowych lub nowych wskazan lekow juz
refundowanych. Wdrozenie proponowanego algorytmu
umozliwitoby efektywne wazenie wynikéw ocenianej
technologii w zakresie skutecznoSci, bezpieczefnistwa
i kosztow.
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