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Analyza dopadu na rozpotet terapie hemofilie rekombinantnym FVIII s prediZenym
ucinkom v USA
Uvod

Hemofilia A je dedi¢né ochorenie charakterizované dlhotrvajicim alebo spontannym
krvacanim spdsobenym nedostatkom faktora zrazania krvi VIII (FVIII) v tele. Silna hemofilia
moze spdsobit’ spontanne alebo traumatické krvacanie do kibov, mikkych tkaniv, svalov
atelesnych dutin, ktoré casto vedu k chronickej artropatii. Artropatia je spajana
s ireverzibilnym pogkodenim kibov, silnou bolestou kibov a funkénym poskodenim
v neskorsej faze Zivota. Terapia hemofilie pozostiva z dopliiiania faktora VIII do tela, ktoré
modze byt epizodické alebo profylaktické. Epizodicka terapia je urCend pre akutne stavy
krvacania. Profylakticka terapia pozostava z pravidelného podavania faktora VIII v infuziach,
ktora sluzi ako prevencia pred akitnymi krvacaniami. Profylaktickd terapia bola lekarskou
avedeckou radou ur¢end ako optimum pre pacientov so silnou hemofiliou A. Aj ked’ je
v oboch pripadoch pouzivand rovnaka terapia, profylaktickd liecba je spojend s vysSimi
priamymi nakladmi neZ epizodicka. Predsa len v porovnani klinickych vysledkov (epizodické
krvacanie a néasledné poskodenie kibov) st na tom lepsie v kvalite Zivota pacienti
s profylaktickou terapiou. NavySe profylaxia zniZzuje navstevy nemocnic/ambulancii
a nepriame naklady pacientov s hemofiliou.

Historicky terapia konvencnej profylaxie vyzadovala infaznu liecbu 3- az 4-krat za
tyzden. Takto Casté davkovanie spdsobuje vysoku zataZ pre pacientov aj pre zdravotnikov.
Rekombinantny FVIII (rFVIIIFc) je prvou terapiou s predizenym uéinkom, ktory bol
vyvinuty na predizenie u¢inku FVIII a zniZenie frekvencie podavania infizii v porovnani
S dostupnymi  postupmi. Davkovanie na profylaxiu pre rFVIIIFc wur¢ila FDA
individualizovanym rezimom na 50 Ul/kg (1-2x za tyZden) s individualnymi Gpravami od
25 do 65 Ul/kg kazdé 3-5 dni. V predizenej 3. faze klinického skusania rEVIIIFc (dlhodoba
bezpecnost’ a uCinnost’ rFVIIIFc v prevencii a terapii krvacavych epizdd u pacientov
s predchadzajucou liecbou hemofilie A [$tadia ASPIRE]) vykazovali pacienti
s individualizovanym reZimom 1x tyZdenne (65 Ul/kg kazdych 7 dni) priemernu ro¢nt mieru
krvacania (ABRs) 0,66 a 2,03 krvacani na pacienta. To dokazuje, ze jedno podanie tyzdenne
je stale efektivne v prevencii krvacavych stavov s mensou davkou a znizenou celkovou
spotrebou FVIII ako beznd terapia. Znizenie davok vedie k znizeniu pristupu k Zilam
ak zniZeniu ¢asu potrebného na starostlivost’ o chorobu, ¢o mdze viest’ k lepsej adherencii
a kvalite Zivota pre pacientov, ale aj zdravotnikov. Vo vSetkych ramenach $tudie fazy 3 sa
87,3 % pripadov krvacania vyriesilo jednou infuziou a 97,8 % bolo kontrolovanych jednou
alebo dvoma infliziami, ¢im sa dosiahol prinos terapie s predizenym u¢inkom v zniZeni poétu
inflzii na lieCenie krvacavych stavov v porovnani s konven¢nou terapiou.

Tretia faza Stidie ASPIRE tiez stanovila hodnotu personalizicie profylaxie podla
individualizovanych potrieb. Pacienti, ktori nemohli dostdvat optimdlnu tyzdennu davku
alebo individualizovany rezim, boli zaradeni do skupiny modifikovanej liecby, v ktorej mohli
mat’ stanovené personalizované dévkovanie na dosiahnutie potrebnych vysledkov, alebo
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mohli mat’ davkovanie planované podl'a ich aktivit. Pacienti modifikovaného rezimu
dosahovali priemernii hodnotu ABR 1,97 krvacavych epizod na pacienta. Podiel pacientov
bez krvacavych stavov bol 38,9 % v skupine individualizovanej profylaxie (priemerny cas
studie = 80,6 tyzdiov), 22,2 % v skupine s tyzdennou profylaxiou (priemerny ¢as Studie =
78,5 tyzdnov) a 23,5 % v skupine modifikovanej profylaxie (priemerny cas Studie =
79 tyzdiov).

Pri dostupnosti uéinnej terapie s predizenym wéinkom, jednotlivei mozu prejst’ z ich
sucasnej terapie na rFVIIIFc v roznych schémach: z epizodickej na profylaktickt, pokracovat
v epizodickej, ale s novym liekom alebo pokracovat’ v profylaktickej s novym lieckom, aby
dosiahli znizenie podavania infizii. Nie je jasné, ako by tieto zmeny mohli zmenit’ rozpocet.
Cielom analyzy dopadu na rozpocet bolo charakterizovat’ vplyv zahrnutia rFVIIIFc pre
hemofiliu A do rozpoctu americkych sukromnych platcov.

Metody

Struktiira modelu a ciel'ova populacia.

Bol vypracovany model dopadu na rozpocet Specificky pre USA. Cielom bolo
odhadnut’ ekonomicky dopad =zahrnutia terapie rFVIIIFc pre dospelych pacientov
s hemofiliou A z perspektivy sukromného platcu tretej strany v USA. Dopad na rozpocet bol
hodnoteny na zaklade prechodu z konvencnej terapie na terapiu rFVIIIFc. Boli vyhodnotené
tri Specifické scenare: zo sucasnej epizodickej na rekombinantni epizodickd, zo stcéasnej
epizodickej na rekombinantnu profylakticku a zo stiCasnej profylaktickej na rekombinantna
profylakticku terapiu. Celkova Struktira modelu vyvinuta v programe Microsoft Excel je na
obrazku 1.

Struktira modelu pozostava z ro¢nych cyklov, zakladnym rokom (2015) a dvoma
nasledujucimi (2016 a 2017). Na stanovenie velkosti populdcie kohorty bol kazdy rok
stanoveny epidemiologicky pristup zhora nadol, pricom populacia zahffiala prevazujlce
pripady hemofilie A u dospelych, bez inhibitorov a lie€end rekombinantnou lie¢bou
epizodickym alebo profylaktickym postupom. Priemerny vek (34,5 rokov) a hmotnost
(74,29 kg) boli prevzaté zo stadie ASPIRE. Najnovsi odhad prevalencie hemofilie v USA je
podl'a Svetovej federacie hemofilie 8,8 na 100 000 muZov. Okrem toho sa predpokladd, ze
podiel pacientov s hemofiliou A, ktora je zavazna, je 53 % a podiel pacientov s tazkou
hemofiliou A s inhibitormi sa predpokladd na Urovni 9 %, na zdklade registra krvnych
ochoreni Centra pre kontrolu choréb a prevencie. Uplny zoznam vsetkych modelovych
vstupov je uvedeny v tabul’ke 1.

Model zahfiia len dospelych pacientov, ktori boli predtym lie¢eni rekombinantnou
faktorovou terapiou. Preto sa predpoklada, Ze vyvoj novych inhibitorov v modelovej populécii
v ¢asovom horizonte modelu bude zanedbatelny a preruSenie lieCby faktorom v dosledku
inhibitorov nebolo zahrnuté do modelu. Tiez sa predpokladalo, Ze vSetci zavazni pacienti
dostant rekombinantnu faktorovua terapiu. Celkové hodnoty iimrtnosti obyvatel'stva ziskané
z Centra pre kontrolu a prevenciu chorob, sa pouzili na odhad poctu pacientov opustajicich
vhodnu lie¢bu za rok. Pri pouziti tychto epidemiologickych odhadov by na 1 milién
sukromnej platiacej spoloc¢nosti pripadalo ro¢ne 19,7 pacientov s tazkou hemofiliou A
lie¢enych rekombinantnou faktorovou terapiou.
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Metoda liecby, komparatory a podiel na trhu.

Vo vsetkych komparatoroch su primarnymi spdsobmi liecby epizodicka liecba
akutnych krvacavych epizdd a profylaxia, ktord sa bezne pouziva na prevenciu krvacavych
epizod. V ramci profylaxie rFVIIIFc boli do modelu zahrnuté dva liecebné postupy zo Stidie
ASPIRE: fixny postup s tyzdennou davkou 65 IU/kg podavanou kazdych 7 dni
a individualizovany postup s ddvkami od 25 do 65 IU / kg kazdé 3 az 5 dni. Tretim lieCebnym
postupom zahrnutym v S§tadii ASPIRE, bola "modifikovand profylaxia" riadend
farmakokinetikou a jedinenymi potrebami pacienta. Do tejto metdody bol zahrnuty
obmedzeny pocet pacientov. Vysledky tejto metddy boli konzistentné s vysledkami ostatnych
profylaktickych metdod s ohladom na ABR a spotrebu faktorov, ale tato stratégia sa
pravdepodobne bezne nevyuziva v klinickej praxi, preto nebola zahrnuta do modelu dopadu
na rozpocet.

Terapeutické komparatory zahrnuté do modelu boli vSetky rekombinantné faktory,
schvalené ako lieky v USA v ¢&ase analyzy (2015): Advate® (Shire, Bannockburn, IL),
Recombinate® (Shire, Bannockburn, 1L), Kogenate® (Bayer, Pittsburgh, PA), Helixate® (CLS
Behring, King of Prussia, PA), and Xyntha® (Pfizer, New York, NY). Vsetky z tychto
komparatorov, okrem Advate, boli zahrnuté do epizodickej formy lie¢by. Advate bol zahrnuty
do profylaktickej formy lieCby, pretoze ostatné neboli v ¢ase analyzy v USA indikované na
profylakticku liecbu dospelych. V zékladnom roku sa na zéklade tdajov z prieskumu trhu
predpokladalo, ze 100 % pacientov dostalo konvenénu liecbu, z toho 55 % pacientov malo
profylakticky rezim a zvy$nych 45 % malo epizodicky rezim. Predpokladana miera absorpcie
rFVIIIFc bola zaloZend na udajoch prieskumu trhu. Odhadovalo sa, Zze 8,5 % pacientov
liecenych konvenc¢nou epizodickou terapiou preslo v zékladnom roku na epizodicku terapiu
rFVIIIFc, a rovnako 8,5 % preslo na profylakticka terapiu rEVIIIFc (tabulka 1).

Z 55 % pacientov, ktori dostavali konvencnu profylaktick liecbu v zdkladnom roku,
sa dalej predpokladalo, ze 50 % z tychto pacientov malo fixny rezim a 50 % malo
individualizovany rezim. U pacientov lieCenych konven¢nou profylaktickou liecbou
v zékladnom roku sa na zéklade tidajov z prieskumu trhu odhadovalo, ze 8,5 % by preslo na
profylakticku liecbu s rFVIIIFc v 1. roku a 15,0 % by preslo v 2. roku. Medzi tymi, ktori
presli z konvenéného rFVIII na rFVIIIFc, sa predpokladalo, ze 100 % pacientov
s epizodickou liecbou prejde na fixny tyzdenny rezim rFVIIIFc a22 % pacientov
v profylaktickej lie¢be prejde na fixny tyzdenny rezim rFVIIIFc, pricom zostavajucich 78 %
prejde na individualny lieCebny rezim rFVIIIFc.

Tieto odhady epidemiologickych parametrov a predpoklady prechodu sa rovnaja
9 pacientom na epizodickej liecbe a 11 pacientom na profylaktickej liecbe v zakladnom roku.
V scenari s rFVIIIFc v nasledujucich rokoch 1 pacient preSiel na profylakticka liecbu,
z celkovo 8 pacientov na epizodickej liecbe a 12 pacientov na profylaktickej liecbe
(~ 1 pacient mal tyzdenny rezim a 1 individudlny rezim).

Roc¢né hodnoty krvacavosti.

Roc¢na miera krvacavosti pre Advate, ako uvadza Valentino a kol., bola uvedena pre
vSetky konvenéné lieCby rFVIII: 43,9 [U/kg pre epizodicku liecbu, 1,9 [U/kg pre individualnu
profylaxiu a 1,6 IU/kg pre fixnl profylaxiu. Pri liecbe rFVIIIFc bol ABR prebraty zo Studie
ASPIRE na zéklade priebeZnej analyzy pre vSetkych jedincov: 18,36 1U/kg pre epizodickt
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lie¢bu, 0,66 TU/kg pre individualizovant profylaxiu a 2,03 TU/kg na fixnt profylaxiu. Dalsie
ro¢né krvacania z dovodu obav adherencie neboli zahrnuté.

Naklady.

Naéklady na lieky boli jedinym zdrojom zahrnutym do modelu dopadu na rozpocet.
Ro¢né naklady spojené so spotrebou faktorov boli odhadnuté jednotkovymi ndkladmi na
faktor a rocnou spotrebou faktora. Velkoobchodné obstaravacie naklady ziskané od
spolo¢nosti Medi-Span 2015 boli uplatnené na jednotkové naklady na faktor (tabulka 1).
Priemerna ro¢na spotreba faktoru Advate, ako uvadza Valentino a kol. (2012), sa predpoklada
pre vSetky konvencné liecby rFVIII na: 2 152,2 1U/kg pre epizodicku lie¢bu, 5 197,8 1U/kg
pre individualnu profylaxiu a 5 768,2 IU/kg pre fixn profylaxiu. Pri liecbe rFVIIIFc bola
priemernéd spotreba faktora prebrana zo stidie ASPIRE na zdklade priebeznej analyzy pre
vsetky subjekty. Vysledné ro¢né davky boli 801,5 TU/kg pre epizodicku lie¢bu, 4 181,3 1U/kg
pre individualizovanu profylaxiu a 3 500,6 IU/kg pre fixnu profylaxiu. Naklady na lieCbu na
pacienta za rok sa vypocitali na zaklade priemernej hmotnosti pacienta v §tadii ASPIRE.

Predpoklada sa, Ze ndklady na lieky suvisiace s profylaxiou st konsStantné vo vsetkych
urovniach adherencie na zéklade predpokladu udrziavania zasob liekov pacientmi v stulade so
100% adherenciou a Ze kvoli exspirdcii nepotrebny produkt spojeny s neoptimalnym
dodrziavanim bude vyradeny tak, aby sa celkové vydavky na profylaxiu nezmenili.
Diskontovanie sa neuplatiovalo z dovodu vykonania $tadie v sulade s odporaéaniami
osvedéenych postupov pre vypracovanie modelov dopadu na rozpocet. Vsetky naklady su
uvedené v americkych dolaroch.

Analyza senzitivity.

Jednym z kl'icovych predpokladov modelu je odhadovany podiel pacientov, ktori
prejda z epizodickej na profylakticku liecbu zavedenim rFVIIIFc. Prechod z epizodickej
liecby na profylakticka liecbu je vyznamnym nakladovym c¢initelom rozpoctu, pretoze
profylakticka liecha je podstatne drahsia ako epizodicka. Boli vykonané dve analyzy citlivosti
s pouzitim extrémnych vstupov tohto predpokladu prechodov, v snahe odhadnut’ potencialny
rozsah, v ktorom dopad na rozpocet pravdepodobne klesa.

V zékladnom scenari sa predpokladalo, ze priblizne 8,5 % pacientov, ktori dostavaju
epizodickl liecbu, prejde na profylakticku liecbu kazdy rok po zavedeni rFVIIIFc. Analyzy
citlivosti preskimali tento predpoklad odhadom minimalneho a maximélneho dopadu, ktory
by tento prerad’ovaci model mohol mat’ na rozpocet. V prvom scendri 100 % pacientov, ktori
dostavali epizodickt liecbu, preslo na profylaktickii lieCbu (v porovnani so zakladnym
predpokladom 8,5 % ro¢ne). V druhom scenari prechadza 0 % pacientov z epizodickej na
profylakticku liecbu.

Vysledky

Zakladné vysledky.

Analyza dopadu na rozpocet odhadla, ze 2 roky po zavedeni rFVIIIFc by celkovy
rozpocet pre populaciu 1 milién sukromnych platitelov bol 8 768 224 USD v porovnani
s 8 656 098 USD v scenari bez zavedenia rFVIIIFc (tabulka 2, obrazok 2). Toto zvySenie
nakladov na celkovy rozpocet pre sukromnych platitelov zodpoveda 1,4 % (234 233 USD)
zvySeniu rozpoctu pocas 2 rokov. Rozpocet potrebny na profylaktickt liecbu je vyssi po
zavedeni rFVIIIFc (6 975 144 USD v porovnani s 6 611 229 USD), zatial' ¢o epizodicky
rozpocet je nizsi (2 044 868 USD v porovnani s 1 793 080 USD, obrazok 2). Napriek tomu sa
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odhaduje, ze naklady na pacienta pri epizodickej aj profylaktickej lieCbe su mierne nizsie
v scendri s rFVIIIFc (221 658 dolarov za epizodicku liecbu a 598 998 za profylakticku liecbu)
ako v scenari bez rFVIIIFc (231 297 doléarov za epizodické liecbu a 606 913 za profylakticka
liecbu; obrazok 3).

Po zavedeni rFVIIIFc sa predpokladd, ze rocny pocet krvéacani klesne zo 401
(388 spojenych s epizodickou lietbou a 13 s profylaktickou) na 339 (325 spojenych
s epizodickou liecbou a 14 s profylaktickou lieGbou). To sa rovna 62 pripadom krvacania,
ktorym sa vyhneme za rok v pomere k zakladnému scendru medzi 19,7 pacientmi
v zakladnom scenari. Naklady na zabranenie krvacania boli vypocitané takto: 1974 dolarov na
zabranené krvacania v 1. roku a 1808 dolarov na krvacania, ktorym sa zabranilo v 2. roku pri
priemernych nakladoch 1 891 doldrov za krvécania, ktorym sa zabrdnilo pocas 2-ro¢ného
cyklu modelu (tabulka 2).

Analyza senzitivity.

Aby sa poskytol extrémny odhad dopadu na rozpocdet, prva analyza citlivosti
predpokladala, ze 100 % pacientov s epizodickou liecbou v zakladnom roku by preslo na
profylakticku liecbu s rFVIIIFc. V tomto scenari je dopad na rozpocet rone len menej ako
2,5 miliona dolérov, z toho celkovo 4 978 819 dolarov za 2 roky (tabulka 3). To sa rovna
37,7 % narastu rozpo¢tu od vychodiskového roka a vysledkom by bolo 741 krvacani, ktorym
by sme sa vyhli pocas 2 rokov pri priemernych nakladoch vo vyske 6 720 USD za zabranené
krvacanie. Aby sa poskytol konzervativny odhad vplyvu na rozpocet, druha analyza citlivosti
predpokladala, Zze 0 % pacientov z epizodickej lieCby prejde na profylakticka liecbu
s rFVIIIFc. V tomto scenari by doslo k uspore nakladov vo vyske 206 521 dolarov pocas
dvojro¢ného obdobia. To sa rovna 1,6% zniZeniu rozpo¢tu z vychodiskového roka a viedlo by
to k zabraneniu 67 krvacaniam pocas 2 rokov pri priemernych usporach 3 103 dolarov za
zabranené krvacanie.

Base Year Year 1 Year 2

Model Population:
e Severe
hemophilia A
* Noinhibitors
* Receiving
recombinant rFVIIIFc Episdoic rFVIIIFc Episodic
therapy 7
e Adults /
Short-acting Short-acting Short-acting
| Episodic Episodic Episodic
Patient Start SA - ranges from 0-100% *SA - ranges from 0-100%
\ rFVIlIFc Pophylaxis rFVIIIFc Pophylaxis
Assumed mean A (Fixed) (Fixed)
e Age
e  Weight
Short-acting Short-acting Short-acting
Prophylaxis Prophylaxis Prophylaxis
 rFVIIIFc Pophylaxis rFVIIIFc Pophylaxis
(Tailored) (Tailored)

Fig. 1 - Budget impact model structure and patient flow. The budget impact model estimates the economic impact of adding
rFVIIIFc therapy for an adult population with severe hemophilia A, over a 2-year time horizon. The model considers three
therapy modality switching scenarios: episodic to episodic, episodic to prophylaxis, and prophylaxis to prophylaxis therapy.
Sensitivity analyses were conducted regarding the assumptions of switching from episodic to prophylaxis, as this is the
largest cost driver. FVIII, factor VIII; rFVIIIFc, recombinant FVIII Fc fusion protein; SA, sensitivity analysis.

Obrazok 1. Struktira prechodov v terapii hemofilie
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Fig. 2- Total budget impact (US $) associated with inclusion
of rFVIIIFc across 2 years for a private plan with 1,000,000
members on the basis of wholesale acquisition costs. The
budget impact of including rFVIIIFc across 2 years is estima-
ted at $8,768,224, compared with $8,656,097 without rFVIIIFc.
FVIII, factor VIII; rFVIIIFc, recombinant FVIII Fc fusion protein.

Obrazok 2. Celkovy dopad na rozpocet po zavedeni rFVIIIFc a bez zavedenia

700,000
600,000

500,000

400,000

300,000 606,913 598,008

200,000

100,000 231,207 221,658

Without rFVIIIFc With rFVIIIFc Without rFVIIIFc With rFVIlIFc
Episodic Prophylaxis

Fig. 3 - Total cost per person (US $) associated with inclusion of rFVIIIFc across 2 years for a private plan with 1,000,000
members on the basis of wholesale acquisition costs. The total cost per person receiving episodic therapy is $221,658 with
rFVIIIFc included in the formulary compared with $231,297 without rFVIIIFc. The total cost per person receiving prophylaxis
therapy is $598,998 with rFVIIIFc included in the formulary compared with $606,913 without rFVIIIFc. FVIII, factor VIII;
rFVIIIFc, recombinant FVIII Fc fusion protein.

Obrazok 3. Celkova cena na osobu v profylaktickej a epizodickej lieCbe s a bez rFVIIIFc
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Tabulka 1. Zoznam modelovych vstupov

Priloha ¢. 5

Parametre Hodnota Zdroj/komentar

Vlastnosti

Vek 34,5 Priemerny vek - Priebezna
sprava o kl. stadii ASPIRE

Hmotnost’ 74,29 Priemerna hmotnost’ - Priebezna
sprava o kl. stadii ASPIRE

Muzi v zdravotnom plane (%) 50 Predpoklad

Muzi v populacii hemofilie (%) 100 Predpoklad

V stiéasnosti na profylaktickej liecbe 55 % Prieskum trhu Biogen

Prechod: z epizodickej na 8,5 Prieskum trhu Biogen

profylakticka rFVIIIFc USA, rok 1

(%)

Prechod: z epizodickej na 8,5 Prieskum trhu Biogen

profylakticka rFVIIIFc USA, rok 2

(%)

Prechod: z profylaktickej na 8,5 Prieskum trhu Biogen

profylakticka rFVIIIFc USA, rok 1

(%)

Prechod: z profylaktickej na 15 Prieskum trhu Biogen

profylakticka rFVIIIFc USA, rok 2

(%)

V sti¢asnosti na fixovanej (oproti 50 Predpoklad

individ.) profylaxii (%)

Prechod z epizodickej na 100 Predpoklad

profylakticku s fix. rezimom (%)

Prechod z profylaktickej na 78 Priebezna sprava o kl. stadii

profylakticku s individ. reZimom (%) ASPIRE

Epidemiologia

Prevalencia na 100 000 muzov: USA 0,000 081 83 Svetova federacia pre hemofiliu

zakladny stav

Pacienti so zavaznou hemofiliou B 9 Centrum pre kontrolu a

S inhibitormi (%) prevenciu choréb (UDC systém)

Pacienti s hemofiliou A - zavazni 53 Centrum pre kontrolu a

(liecend populacia) (%) prevenciu choréb (UDC systém)

Lieceni pacienti dostavajtci 100 Predpoklad

rekombinantnu faktorova terapiu

(oproti plazme) (%)

Lieky

Jednotkova cena Advate (WAC) 1,46 Medi-Span

Jednotkova cena Recombinate (WAC) 1,46 Medi-Span

Jednotkova cena Kogenate (WAC) 1,43 Medi-Span

Jednotkova cena Helixate (WAC) 1,3 Medi-Span

Jednotkova cena Xyntha (WAC) 1,52 Medi-Span

Jednotkova cena rFVIIIFc (WAC) 1,98 Medi-Span

Roc¢na davka Advate: epizodicka 21522 Valentino a kol.

Roc¢na davka Recombinate: 21522 Predpokladané ako pre Advate

epizodicka

Roc¢na davka Kogenate: epizodicka 2152,2 Predpokladané ako pre Advate
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Roc¢na davka Helixate: epizodicka 21522 Predpokladané ako pre Advate

Roc¢nd davka Xyntha: epizodicka 2152,2 Predpokladané ako pre Advate

Roc¢na davka rFVIIIFc: epizodicka 801,5 Priebezna sprava o kl. stadii
ASPIRE

Ro¢na davka Advate: individ. 3500,6 Valentino a kol.

profylaxia

Roc¢na davka Advate: fixna profylaxia 5768,2 Valentino a kol.

Roc¢na davka rFVIIIFc: individ. 4181,3 Priebezna spréava o kl. stadii

profylaxia ASPIRE

Roc¢né davka rFVIIIFc: fixna 3500,6 Priebezné spréava o kl. stadii

profylaxia ASPIRE

Roc¢na krvacavost’ pri Advate: 43,9 Valentino a kol.

epizodické

Roc¢na krvacavost’ pri rFVIIIFc: 18,36 Priebezna sprava o kl. stadii

epizodicka ASPIRE

Roc¢na krvacavost’ pri Advate: ind. 19 Valentino a kol.

profylaxia

Roc¢na krvacavost’ pri Advate: fix. 1,6 Valentino a kol.

profylaxia

Roc¢na krvacavost’ pri rEFVIIIFc: ind. 0,66 Priebezna sprava o kl. stadii

profylaxia ASPIRE

Rocna krvacavost’ pri rEVIIIFc: fix. 2,03 Priebezna sprava o kl. stadii

profylaxia ASPIRE

Podiel trhu

Advate: epizodicka (%) 39,13 Prieskum trhu Biogen

Recombinate: epizodicka (%) 22,83 Prieskum trhu Biogen

Kogenate: epizodicka (%) 16,3 Prieskum trhu Biogen

Helixate: epizodicka (%) 9,78 Prieskum trhu Biogen

Xyntha: epizodicka (%) 11,96 Prieskum trhu Biogen

Advate: profylakticka (%) 38,46 Prieskum trhu Biogen

Recombinate: profylakticka (%) 23,08 Prieskum trhu Biogen

Kogenate: profylakticka (%) 16,48 Prieskum trhu Biogen

Helixate: profylakticka (%) 10,99 Prieskum trhu Biogen

Xyntha: profylakticka (%) 10,99 Prieskum trhu Biogen

FVII - faktor VIII; rEVIIIFC - rekombinantny FVIII Fc fusion protein, WAC - wholesale
acquisition costs (velkoobchodné obstardvacie ceny)
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Tabulka 2. Prirastkovy dopad na rozpocet a ro¢na miera krvacania pocas 2 rokov spojenych so zahrnutim

rFVIIIFc, pre sikromny plan s 1 000 000 ¢lenov za pouzitia vychodiskovych predpokladov *.

Premenné Rok 1 Rok 2 Celkovo
Dopad na rozpocet (USD) 122 107 112 126 234 233
Dopad na rozpocet 1,4 % 1,3% 1,4 %
(% zvySenia)

Naéklady na pacienta (USD) 6 188 5682 11 869
Naklady na ¢lena (USD) 0,12 0,11 0,23
Naéklady na ¢lena za mesiac 0,01 0,01

(USD)

Zabranen¢ krvacania 62 62 124
Naklady na  zastavenie 1974 1808

krvacania

FVII - faktor VIII; rEVIIFC - rekombinantny FVIII Fc fusion protein
* Na zdaklade velkoobchodnej obstaravacej ceny

Tabulka 3. Vplyv rFVIIIFc na mieru krvacania a rozpocet formularov pocas 2 rokov za predpokladu, ze 100%

epizodickych pacientov prejde na profylaxiu a 0% epizodickych pacientov prejde na profylaxiu.

Premenné

| Rok 1

Rok 2

Celkovo

Analyza senzitivity 1: 100 % pacientov z epizodickej liecby prejde na profylakticku liecbu

Dopad na rozpocet (USD) 2 494 400 2484 419 4978 819
Dopad na rozpocet 37,7% 37,6 % 37,7%
(% zvysenia)
Naklady na pacienta (USD) 126 401 125 895 252 296
Néklady na ¢lena (USD) 2,49 2,48 4,98
Naklady na ¢lena za mesiac 0,21 0,21 0,21
(USD)
Zabranen¢ krvacania 370 371 741
Néaklady na  zastavenie 6 735 6 705 6 720
krvacania

Analyza senzitivity 1. 0 % pacientov z epizodickej liecby prejde na profylakticku liecbu
Dopad na rozpocet (USD) 98 270 108 251 206 521
Dopad na rozpocet -1.5% -1,6 % -1,6 %
(% zvysenia)
Naéklady na pacienta (USD) (4 980) (5 485) (10 465)
Naklady na ¢lena (USD) (0,10) (0,11) (0,21)
Néklady na ¢lena za mesiac (0,01) (0,01) (0,01)
(USD)
Zabranen¢ krvacania 33 33 67
Naklady na zastavenie (2 960) (3 245) (3103)
krvacania

FVIII - faktor VIII; rEVIIIFC - rekombinantny FVIII Fc fusion protein

Priloha je zjednodusenym prekladom originalnej publikacie. Z origindlnej publikacie su prebrané aj
obrdzky a tabulky. Celld publikaciu so vSetkymi prilohami a odkazmi na pouzZitu literatiru ndjdete na
tomto odkaze: https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/S1098301516337627
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