Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 30/2021 z dnia 8 lutego 2021 roku
w sprawie zasadnos$ci wprowadzenia zmian w zapisach programu
polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia ,,Program badan przesiewowych
noworodkow w Rzeczpospolitej Polskiej na lata 2019-2022”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje zmiany w programie polityki zdrowotnej
Ministra  Zdrowia  ,Program  badan  przesiewowych  noworodkow
w Rzeczpospolitej Polskiej na lata 2019-2022”, pod warunkiem zapewnienia
pacjentom zidentyfikowanym w programie odpowiedniej terapii, przy
jednoczesnej kontroli wzrostu wydatkdw pfatnika publicznego.

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii Rady byt projekt zmian w zapisach programu polityki
zdrowotnej dotyczqgcego badan przesiewowych noworodkdw. Projekt jest
zZmienionq wersjq poprzednio ocenianego projektu (ocenionego negatywnie)
Zmiany w proponowanej wersji projektu odnoszq sie do rozszerzenia panelu
badar przesiewowych noworodkéw o badania w kierunku rdzeniowego zaniku
miesni (SMA). W zmienionej wersji programu uwzgledniono praktycznie
wszystkie uwagi zawarte w negatywnej opinii nr 97/2020. Oceniana zmiana
w programie ma zostac¢ wdrozona od roku 2021 w 10 wojewddztwach, a od roku
2022 na terenie catej Polski. Stopniowe wdrazanie na terenie catego kraju badan
przesiewowych wynika ze wzgledow organizacyjnych. Realizatorem programu
bedzie Instytut Matki i Dziecka.

Problem zdrowotny

Rdzeniowy zanik miesni jest chorobq genetycznie uwarunkowangq, w przebiegu
ktorej dochodzi do obumierania motoneuronow rdzenia kregowego,
co w konsekwencji prowadzi do ostabienia i zaniku miesni. Cechq SMA jest bardzo
duza zmiennos¢ przebiegu klinicznego — od formy letalnej po postac dorostg,
o sredniej przeZycia zblizonqg do populacji ogdlnej. Choroba zwiqzana jest
Z mutacjami genu SMIN1.

Na dzien 1 stycznia 2020 roku w Polskim Rejestrze SMA figurowato ponad 720
0s0b. Zgodnie z informacjami z laboratoriow genetycznych w Polsce, liczba
rozpoznawanych przypadkow SMA wynosi 40-45 rocznie. Okoto 30-35 z nich
ma najciezszq, niemowlecq postac¢ choroby. Ocenia sie, Ze mniej wiecej jedna
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na 35 osob w Polsce jest nosicielem mutacji genu SMIN1, wywoftujgcej SMA.
Chorobe rozpoznaje sie w ktoryms momencie Zycia u jednego na 5-8 tysiecy
urodzonych dzieci w Polsce, z czego w ok. 80% przypadkow w niemowlectwie lub
wczesnym dziecinstwie.

Projekt programu

Projekt programu wpisuje sie w priorytet: ,,poprawa jakosci skutecznosci opieki
okofoporodowej oraz opieki zdrowotnej nad matkg, noworodkiem i dzieckiem
do lat 3”, nalezqgcy do priorytetow zdrowotnych wymienionych w Rozporzqdzeniu
Ministra Zdrowia.

Gtownym zatozeniem programu jest obnizenie umieralnosci noworodkdw,
niemowlqt i dzieci z powodu chordb wrodzonych oraz zapobieganie ciezkiemu
i trwatemu uposledzeniu fizycznemu i intelektualnemu, wynikajgcemu z tych
chorob. W tresci projektu uzupetniono cele szczegétowe o elementy zwigzane
z badaniem przesiewowym w kierunku SMA. Miedzy innymi wskazano, ze celem
programu jest wczesne rozpoznanie i wdrozenie leczenia chorob wrodzonych
objetych badaniem przesiewowym przez prowadzenie badan przesiewowych
w kierunku SMA, skrdcenie czasu od urodzenia dziecka do uzyskania
pozytywnego wyniku genetycznego badania w kierunku SMA | rozpoczecia
leczenia w kierunku SMA, jak rdwniez opracowanie i upowszechnienie
rekomendacji dla postepowania diagnostyczno-leczniczego dla rdzeniowego
zaniku miesni. W zwiqzku z faktem, ze kluczowe dla skutecznosci leczenia SMA
jest jak najszybsze jego wigczenia proponowane cele sq wfasciwe, sq takze
zgodne z wytycznymi klinicznymi i opiniami ekspertow.

W programie uwzgledniono mierniki efektywnosci w tym bezposrednio zwigzane
z badaniem przesiewowym w kierunku SMA w postaci ,czasu (liczba dni)
od urodzenia dziecka do diagnozy (data wydania wyniku testu genetycznego),
przed wprowadzeniem badan przesiewowych oraz po ich wprowadzeniu.
Monitorowanie czasu niezbednego do postawienia wtasciwej diagnozy jest
kluczowe z punktu widzenia jak najwczesniejszego wiqczenia leczenia.
Populacjq docelowqg programu sq wszystkie dzieci urodzone w Polsce.

Wytyczne wskazujq, ze badanie przesiewowe w kierunku SMA jest zalecane
(OTFR 2020, Glascock 2018, EFNS 2011). Niemniej rekomendacja UK NSC 2018,
ze wzgledu na brak badan wskazujgcych na skutecznosc leczenia nusinersenem
w populacji dzieci bez objawdw choroby, nie zaleca wprowadzenia krajowego
programu badan przesiewowych w kierunku rdzeniowego zaniku miesni.
Od wydania rekomendacji UK NSC 2018 pojawity sie nowe badania, ktore
wskazujq, ze leczenie przedobjawowe moze poprawiac¢ rokowanie u dzieci
z genetycznie potwierdzonym SMA (Vill 2019, NURTURE, Glascock 2018).
Wszyscy eksperci kliniczni, ktdrzy nadestali opinie, podkreslajq koniecznosc jak
najszybszego wdrozenia badan przesiewowych w kierunku SMA.
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W programie wskazano opis prowadzenia badan przesiewowych w kierunku
SMA. W sposob szczegdfowy odniesiono sie do specyfikacji wykorzystywanych
testow. Zaproponowano badanie przy wykorzystaniu testu RT-PCR, a nastepnie
potwierdzenie wyniku badania testem MLPA. Po wykonaniu badan
przesiewowych (RT-PCR i MILPA) i uzyskaniu wyniku pozytywnego w obu testach
nastgpi skierowanie do osrodka prowadzgcego terapie SMA, gdzie nastgpi
weryfikacja wyniku badania (pobranie probki krwi). Sposob prowadzenia jest
zgodny z rekomendacjami.

W ramach monitorowania i ewaluacji programu bedzie prowadzona miedzy
innymi ocena liczby przeprowadzonych poszczegdlnych badan oraz ich koszt,
liczby zakupionych testow i odczynnikdw niezbednych do przeprowadzenia
badarn, liczby noworodkow, u ktdorych wykryto danq chorobe, liczby odmdw
wykonania badania, liczby zorganizowanych/przeprowadzonych szkolen, liczby
przeprowadzonych badan przesiewowych w pordéwnaniu do liczby urodzen
z uwzglednieniem liczby odmow wykonania badania, liczby wykrytych chorob
w danym roku kalendarzowym. Ponadto bedzie przeprowadzona analiza réznic
wieku postawienia diagnozy w okresie sprzed i po wprowadzeniu SMA
do przesiewu.

Budzet programu

Whnioskodawca  oszacowat  koszt  jednostkowy  wykonania  badania
laboratoryjnego w kierunku rdzeniowego zaniku miesni na 10,83 zt w 2021 r. oraz
11,15 zt w 2022 r. Oszacowano réwniez koszty testow i odczynnikow (13,86 zt —
2021 r. oraz 14,28 zt — 2022 r.). Koszt badan w kierunku SMA w 2022 roku przy
przyjetym koszcie jednostkowym (25,43 zt) oraz liczbie planowanych badan (274
tys.) powinien wynosi¢ 6,97 min zt a nie 7,68 min zt. Zgodnie z informacjami
wnioskodawcy w zwiqgzku z brakiem polskich danych dotyczqcych leczenia
nusinersenem, nie jest mozliwe przeprowadzenie petnej analizy efektywnosci
kosztowej i oszacowanie wydatkdw, ktore zostang obnizone dzieki wczesnemu
wykryciu rdzeniowego zaniku miesni.

Zgodnie z analizq przeprowadzong przez AOTMIT wiqczenie dzieci z wykrytym
SMA przyczyni sie do poniesienia wydatkow zwigzanych z kosztem leku oraz jego
podania w wysokosci ok. 41 min zt w 1 roku trwania PPZ oraz ok. 100 min zt
w 2 roku trwania PPZ. Jednakie wydaje sie, Zze ewentualny wzrost kosztow
prowadzenia programu lekowego B102 bedzie wynikat z wczesniejszego
wtgczenia pacjenta do leczenia.

Uwagi Rady

Rada zwraca uwage, iz gtowny problem jaki zwiqgzany jest z programem
przesiewowym to problem zapewnienia odpowiedniej terapii zwiekszonej liczbie
pacjentow z pozytywnym rozpoznaniem SMA | mozliwego duzego wzrostu
kosztow po stronie ptatnika publicznego. W zwigzku z tym, Rada uwaza
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za niezbedne wprowadzenie do programu leczenia chorych z SMA odpowiednich
mechanizmow dzielenia ryzyka.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.430.2.2021 ,,Opracowanie dotyczgce oceny zasadnos$ci wprowadzenia zmian w
zapisach programu polityki zdrowotnej pn. »Program badan przesiewowych noworodkéow w Rzeczpospolitej
Polskiej na lata 2019-2022«”, data ukonczenia: 05.02.2021 r.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 31/2021 z dnia 8 lutego 2021 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki raka szyjki macicy
mieszkanek Gminy Kalisz Pomorski na lata 2021-2023”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki raka szyjki macicy mieszkanek Gminy Kalisz Pomorski
na lata 2021-2023”.

Uzasadnienie

Przedmiotem opinii jest projekt PPZ gminy Kalisz Pomorski z zakresu profilaktyki
raka szyjki macicy na lata 2021-2023.

Opiniowany projekt wpisuje sie w priorytet dotyczgcy ,zmniejszenie
zachorowalnosci i przedwczesnej umieralnosci z powodu nowotworow
ztosliwych”,  nalezgqcy do  priorytetow  zdrowotnych  wymienionych
w Rozporzqdzeniu Ministra Zdrowia z dn. 27 lutego 2018 r. (Dz.U. 2018 poz. 469).

Populacje docelowq opiniowanego projektu programu stanowiq kobiety
zamieszkujgce na terenie gminy Kalisz Pomorski w wieku: 18-39 lat.
Autorzy programu szacujg, ze w kazdym roku trwania programu przebadanych
zostanie okofo 200 kobiet. Piecdziesiqt kobiet bedzie miato wykonane USG
dopochwowe wraz z cytologiq. U okofo 100 kobiet zostanie wykonane jedynie
USG dopochwowe, a u ok. 50 kobiet jedynie cytologia. Dane dotyczqce liczebnosci
zostaty zweryfikowane i na podstawie danych zamieszczonych na stronie
internetowej GUS, populacja kobiet w wieku 18-69 lat w 2019 . na terenie Kalisza
Pomorskiego wynosita 2 736 osob. W opisie dotyczgcym populacji wnioskodawca
nie wskazuje w jaki sposob kobiety bedq kwalifikowane do poszczegdlnych grup.
Watpliwos¢ budzi fakt zakwalifikowania kobiet w wieku 25-59 do interwencji
realizowanych w PPZ.

Nalezy podkreslic, Zze kobiety ww. grupie wiekowej kwalifikujq sie do programu
,Program profilaktyki raka szyjki macicy”. Dodatkowo w punkcie dot. kosztow
wskazano, ze badania dla ww. grupy wiekowej bedq bezptatne i realizowane
w ramach programu ogolnopolskiego. Niejasny pozostaje zatem cel
umieszczenia w PPZ badan dla populacji, ktora objeta jest programem
ogolnopolskim.
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W ramach Programu profilaktyki raka szyjki macicy wykonuje sie badania:

e o 36 miesiecy u kobiet w wieku od 25 do 59 lat (przy okreslaniu wieku nalezy
wzigé pod uwage rok urodzenia);

e co 12 miesiecy u kobiet w wieku od 25 do 59 lat (przy okreslaniu wieku nalezy
wzigé pod uwage rok urodzenia) obcigzonych czynnikami ryzyka (zakazonych
wirusem HIV, przyjmujqgcych leki immunosupresyjne, zakazonych HPV - typem
wysokiego ryzyka).

Odnalezione rekomendacje wskazujg, ze przesiewowe badania cytologiczne
nalezy rozpoczqc u kobiet w 25 roku zycia i powtarzac je co 3 lata (ACS 2020 - The
American Cancer Society Guidelines for the Prevention and Early Detection of
Cervical Cancer). Natomiast wytyczne USPSTF 2018 (United States Preventive
Service Task Force) wskazujg, ze przesiewowe badania cytologiczne nalezy
rozpoczg¢ u kobiet w 21 roku zycia i powtarzac je co 3 lata. Wytyczne ACP
(American College of Physicians) z 2015 roku (ktore uzyskaty poparcie dwdch
innych amerykanskich towarzystw naukowych: ACOG - American College of
Obstetricians and Gynecologists oraz ASCP - American Society for Clinical
Pathology) podkreslajg, ze nie nalezy prowadzi¢ badan przesiewowych
w kierunku raka szyjki macicy u kobiet przed 21. rokiem zycia oraz wykonywac
ich czesciej niz co 3 lata. Ww. rekomendacje zaznaczajq, ze badania przesiewowe
nalezy zakonczy¢ u kobiet po ukoriczeniu 65 lat, jesli 3 kolejne badania
cytologiczne lub 2 badania cytologiczne w potqczeniu z testami w kierunku HPV
w ciggu poprzednich 10 lat daty wynik ujemny, a ostatnie badanie wykonano
w ciggu ostatnich 5 lat (ACP 2015). Rowniez USPSTF (2018) nie zaleca badarn
przesiewowych w kierunku raka szyjki macicy u kobiet w wieku >65 lat, ktore
miaty wczesniejsze prawidfowe wyniki i nie nalezq do grupy obarczonej wysokim
ryzykiem wystqpienia raka szyjki macicy.

Zgodhnie z opiniami ekspertow klinicznych:

e Propagowanie dziatann cytologicznych w srodowiskach lokalnych niesie
za sobg wymiernq korzysc.

e Obnizenie sSmiertelnosci poprzez wczesniejsze wykrywanie (a co za tym idzie
wiekszy odsetek wyleczen) stanowi korzys¢ z punktu widzenia zdrowia
publicznego, jak i NFZ.

e Dziatania edukacyjne powinny by¢ prowadzone w sposob systematyczny
i dtugotrwaty, dzieki czemu mozliwe bedzie osiggniecie pozytywnych efektow
odlegtych.

e Fksperci uznajq zgodnie, ze bardzo waznqg kwestig, ktora nie moze byc
pomijana w tego typu PZ jest prawidfowe monitorowanie (odsetek kobiet,
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ktore zgtosity sie na badania profilaktyczne, liczba wykonanych cytologii
w zestawieniu z odsetkiem wykrytych dysplazji).

W odniesieniu do opiniowanego projektu zidentyfikowano nastepujgce uwagi:

e Epidemiologia — opisano w sposob zdawkowy, nie odniesiono sie do map
potrzeb zdrowotnych.

e (el gtowny — sformutowany w sposdb zbyt ogolny.
e C(ele szczegotowe — cele szczegotowe sformutowano nieprawidtowo.

e Mierniki efektywnosci — jeden wskaznik nie spetnia funkcji miernika
efektywnosci, a dwa pozostate nie odnoszq sie do celdw programu.

e Populacja docelowa — wnioskodawca wskazuje grupe ktora objeta jest
badaniami w ramach programu ogdlnopolskiego.

e Planowane interwencje — wnioskodawca nie odnosi sie do szczegdotow
zaplanowanych dziatann edukacyjnych. Rekomendacje nie odnoszqg sie
do prowadzenia badania USG.

e Warunki realizacji PPZ dotyczqce personelu, wyposazenia i warunkow
lokalowych — opisano w sposob zdawkowy.

e Monitorowanie — wnioskodawca nie zaplanowat oceny jakosci swiadczen.

e Fwaluacja — kompleksowa ocena efektywnosci podjetych dziatarn bedzie
niemozliwa.

Gtowne argumenty decyzji

Program powiela istniejgcy i finansowany przez NFZ program badan
cytologicznych, ponadto proponuje badania USG, dla ktorych brak jest dowodow
naukowych na skutecznos¢ w skryningu raka szyjki macicy.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.147.2020 ,,Program profilaktyki raka szyjki macicy mieszkanek Gminy Kalisz
Pomorski na lata 2021-2023", data ukonczenia: luty 2021 r. oraz Aneksu do raportéw szczegdétowych: ,Programy
z zakresu profilaktyki nowotworow narzgdéw rodnych — wspdlne podstawy oceny” z kwietnia 2015 r.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 32/2021 z dnia 8 lutego 2021 roku
o projekcie programu ,,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania
nowotwordéw gruczotu krokowego wsréd mieszkanncéw Gminy Kalisz
Pomorski na lata 2021-2023”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania nowotworow gruczofu
krokowego wsrod mieszkaricow Gminy Kalisz Pomorski na lata 2021-2023”.
Uzasadnienie

Populacje docelowqg programu majqg stanowi¢ mezczyzni w wieku 50-69 lat,
zamieszkujgcy na terenie gminy Kalisz Pomorski. Wnioskodawca wskazuje,
ze rocznie przebadanych zostanie okofo 150 mezczyzn, natomiast edukacjq
objeci zostanq wszyscy mieszkancy gminy. Whnioskodawca zaplanowat
interwencje w postaci badania kwalifikacyjnego, badania per rectum oraz
oznaczenia markera PSA w surowicy krwi.

Praktycznie wszystkie odnalezione rekomendacje wskazujg, ze prowadzenie
badan przesiewowych w kierunku raka gruczotu krokowego w populacji
bezobjawowych mezczyzn nie ma uzasadnienia (PTOK 2013, UK NSC 2016, SEOM
2016, ESMO 2015, 2016, Prescrire 2013, 2012, 2009, Cancer Council Australia
i NHMRC 2016, RACGP 2016, CTFPHC 2014, ACP 2013, NZGG 2013, USPSTF 2012,
ICSI 2012, ACPM 2008). Skryning w kierunku raka prostaty w oparciu o badanie
PSA charakteryzuje sie wysokim poziomem nadwykrywalnosci
i przediagnozowania. Przeglqd systematyczny USPSTF — Fenton 2018 okresla
ryzyko nadwykrywalnosci na 20-50%. W swietle wytycznych UK NSC 2016 gtowne
szkody leczenia mezczyzn na podstawie fatszywie pozytywnego wyniku badania
PSA nadal przewyzZszajq korzysci. Z kolei RACGP w swoich rekomendacjach z 2016
r. stwierdza, ze badanie per rectum nie jest juz dtuzej rekomendowanym
badaniem, ze wzgledu na niewystarczajgcq czutos¢ w wykrywaniu raka prostaty
na wczesnym etapie.

Podkreslenia wymaga ponadto, ze badanie poziomu PSA oraz wstepna ocena
gruczotu krokowego sq Swiadczeniami gwarantowanymi finansowanymi
ze srodkow publicznych. Sq one dostepne w ramach podstawowej opieki
zdrowotnej oraz ambulatoryjnej opieki specjalistyczne;.
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Dodatkowo, raport Agencji poswiecony projektowi ocenianego programu
zawiera szereg uwag dotyczgcych sposobu sformutowania celu gtdwnego, celow
szczegotowych i planowanych miernikow. W projekcie programu nie wskazano
tez zadnych szczegotow dotyczqcych akcji edukacyjnej, nie zaplanowano oceny
jakosci swiadczen, a w ramach oszacowanych kosztow nie uwzgledniono kosztu
badania kwalifikacyjnego i badania per rectum, co wskazuje na istotne
niedoszacowanie zaktadanego kosztu jednostkowego.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.441.149.2020 ,Program profilaktyki i wczesnego wykrywania nowotworéw
gruczotu krokowego wsréd mieszkaricow Gminy Kalisz Pomorski na lata 2021-2023”, data ukoniczenia: luty 2021

r. oraz Aneksu do raportow szczegétowych: ,Programy wczesnego wykrywania raka gruczotu krokowego —
wspolne podstawy oceny”, grudzien 2018 r.



