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HTA
(Health Technology Assessment)

Ocena leków biologicznych i biopodobnych 
stosowanych w okre lonych wskazaniach 
podlega tym samym generalnym regu om, co 
inne technologie terapeutyczne, jednak 
specyfika interwencji rodzi:

1. Trudno ci decyzyjne, a wi c równie ,zwi zane
z tym

2. Trudno ci analityczne

Wp yw niepewno ci oszacowa

Wyniki analiz 
finansowych  (BIA)

Wytyczne AOTM maj
ograniczy z praktyk

Niepewno oszacowa w mniejszym lub wi kszym stopniu 

dotyczy wyników wszystkich wymaganych na rzecz 

refundacji i ustalania cen, analiz, a wi c: analizy 

efektywno ci klinicznej, analizy ekonomicznej i analizy 

wp ywu na bud et p atnika

Dotyczy:

1. Danych wej ciowych

2. Konstrukcji modeli, jako ci, kierunków i zakresu analiz

3. Interpretacji wyników i wnioskowania
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Najcz ciej wyst puj ce przyczyny 
wyst pienia niepewno ci oszacowa w

ramach HTA

• s abo ci w konstrukcji bada pierwotnych
(Z TEGO NAJCZ CIEJ WYNIKAJ PROBLEMY Z OCEN
LEKÓW BIOPODOBNYCH!)

• niew a ciwe kierunki czy zakres przeprowadzonych analiz,

• brak precyzji zebranych danych kosztowych, 

• b dy w metodyce HTA, 

• w przypadku BIA niepewno zwi zana jest  dodatkowo z 
charakterem samej analizy, która dotyczy 
prognozowanych wydatków w zawsze niepewnej 
przysz o ci.

Równowa no leków
biopodobnych

Konieczno oceny równowa no ci na podstawie bada III fazy,
jednak … jaka niepewno oszacowa jest akceptowalna do jej 
stwierdzenia?

Najcz ciej problemy dotycz :
1. Niepewno oszacowa (jako bada i szeroko CI dla leku 

oryginalnego!)

2. Wspó czesna vs historyczna grupa kontrolna;
3. Grupa kontrolna otrzymuje oryginalny lek biologiczny, czy placebo 

(porównanie po rednie?), czy inny lek biopodobny (je li tak to czy 
jego biorównowa no wykazano, jak i z jakim stopniem pewno ci?);

4. Wielko próby; szeroko przedzia ów ufno ci; liczba bada RCT;
5. D ugo okresu interwencji i okresu obserwacji;

6. Inne

„Cechy refundacyjne” leków 
biologicznych i leków biopodobnych

„Cecha refundacyjna”
Oryginalne leki 

biologiczne
Leki biopodobne

Zwi kszenie mo liwo ci terapeutycznych +++++ +

Niepewno oszacowa dla efektywno ci 
klinicznej (skuteczno i profil 

bezpiecze stwa)
Zwykle stosunkowo ma a

Zwykle stosunkowo du a
(s wyj tki – np. terapia 

substytucyjna!)

BIA – konieczno zwi kszenia nak adów na 
farmakoterapi przez p atnika +++++ ---

(istotne zmniejszenie)

Sk onno do RSS wynikaj ca z wysokiej ceny 
i wysokiego kosztu terapii +++++ +

Prawdopodobie stwo osi gni cia 
op acalno ci terapii poni ej progu C/E w 

Polsce
Ma a Du a
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„Cechy refundacyjne” leków 
biologicznych i leków biopodobnych

„Cecha refundacyjna”
Oryginalne leki 

biologiczne
Leki biopodobne

Wielko populacji spe niaj cej kryteria 
refundacyjne (konieczno i mo liwo ci 

wy onienia podgrup, gdzie C/E lepsza)

Populacja nieliczna 
(+++)

Populacja znacznie 
wi ksza (+)

Najcz stszy tym wykonywanej AEk
CUA lub CEA - oparte na 

modelowaniu
CMA

Rola informacji dotycz cych aran acji i cen na 
innych rynkach („wywiad gospodarczy”

regulagtora)
+++++ ++

Sk onno do RSS wynikaj ca z niepewno ci 
oszacowa efektywno ci klinicznej

Zwykle stosunkowo 
ma a

Zwykle stosunkowo 
du a

(s wyj tki – np. terapia 
substytucyjna!)

RSS (Risk Sharing Schemes)

Zarówno niepewno oszacowa , jak te wysoka cena leków 
biologicznych predysponuj je do zawierania umów podzia u
ryzyka

Leki biologiczne cz sto stosowane w niewielkich populacjach 
(do kilku tysi cy chorych w Polsce z danym wskazanie 
refundacyjnym) s predysponowane do finansowania w 
ramach PT oraz monitorowanej sprawozdawczo ci na 
zasadach rejestru kliniczno-ekonomicznego zgodnego z GRP

Leki biopodobne: im wi ksza niepewno oszacowa dotycz ca
skuteczno ci i profilu bezpiecze stwa tym wi kszej obni ki
ceny nale y oczekiwa lub lepszych warunków w 
proponowanym RSS, lub leki te pozostaj poza koszykiem

Akceptowalno ryzyka zwi zanego z 
niepewno ci oszacowa

• ryzyko zwi zane z niepewno ci oszacowa (wynikaj ce 
z ogranicze bada za czonych przez producenta do 
wniosku refundacyjnego) musi by starannie wywa one,

• przekroczenie akceptowalnego przez regulatora 
poziomu niepewno ci oszacowa mo e doprowadzi do
natychmiastowego odrzucenia wniosku refundacyjnego,

• im wi ksza presja wywierana na decydenta (np. 
wskazaniem jest choroba o du ym wp ywie na 
spo ecze stwo) tym wi ksz niepewno oszacowa jest
on sk onny zaakceptowa .
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Akceptowalno ryzyka zwi zanego z 
niepewno ci oszacowa

wi ksza niepewno oszacowa

=>

wi ksze ryzyko odrzucenia wniosku 
refundacyjnego przez regulatora

=>
potencjalnie wi ksza sk onno stron do 

zawarcia RSS

Czy jednak niepewno jest
zawsze niepo dana?

Niepewno oszacowa mo e by elementem strategii 
refundacyjnej producenta.

• podej cie w przypadku technologii prze omowej – wyra nie
lepszej od technologii alternatywnych (badania sponsorowane 
przez producenta s wysokiej jako ci – istotne zmniejszenie 
niepewno ci oszacowa ), vs

• podej cie w przypadku technologii, których innowacyjno
terapeutyczna wydaje si niska ( wiadome zwi kszanie
niepewno ci oszacowa przez przeprowadzenie bada niskiej
jako ci);

• „balansowanie na linie” – czy by obawa w przypadku leków 
biologicznych, e precyzyjne wyniki wyka istotne 
statystycznie ró nice?!

Umowy RSS w zakresie refundacji 
leków biologicznych i biopodobnych
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Dzi kuj za uwag

Landa@htaaudit.eu


