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1.1.

1.2

1.3.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych

Informacje wst epne

Pojecie oceny technologii medycznych

Ocena technologii medycznych (HTA) jest mppsiwaniem podsumowagym dosgpne
informacje o zdrowotnych, ekonomicznych, spotecinyetycznych aspektach zyganych z
zastosowaniem technologii medycznych, prowadzonyspesdb systematyczny, przejrzysty,
nie wypaczony i solidrly

Na petra ocere technologii medycznej (HTA) skiadgsie trzy elementy:
1) analiza efektywngxi klinicznej,
2) analiza ekonomiczna,
3) analiza wptywu na system ochrony zdrowia.

Celem prowadzenia ocen technologii medycznych jdestarczanie informacji dla
formutowania bezpiecznych i efektywnych (optymalmycdecyzji z zakresu polityki
zdrowotnej, majcych na wzgidzie dobro pacjentéw i zmieraaych do uzyskania efektow o
najwickszej wartéci’.

Mozliwie najlepsze rekomendacje wyptyweg z ocen technologii medycznych opartych na
rzetelnych danych naukowych powinny utatévipodejmowanie najbardziej racjonalnych
decyzji w zakresie finansowania opieki zdrowotn®j,tym refundacji lekow i procedur
medycznych. Ich wykorzystanie powinno zmiérzio wyodebnienia spérdéd wszystkich
proponowanych i dogpnych swiadczé tych, ktorych stosowanie etizie najlepszym
wykorzystaniem posiadanydtodkow, zaréwno pod wzgllem zdrowotnym, spotecznym,
jak i ekonomicznym.

Wykorzystanie ocen technologii medycznych

Oceny technologii medycznych przeprowadzane nazebyr Agencji Oceny Technologii
Medycznych (AOTM) stanowi podstaw do opracowania przez niezale Rad:
Konsultacyjr® rekomendaciji dotyegych finansowanidawiadczer zdrowotnych zerodkéw
publicznych.

Agencja Oceny Technologii Medycznych

Agencja Oceny Technologii Medycznych (AOTM) jestag@vowg jednostly budzetowa
utworzora ha mocy zarglzenia Ministra Zdrowia i podlega ministrowi \éawemu do
spraw zdrowia w Polsée

! European Network for Health Technology Assessment.eunethta.nestan na 12 marca 2007].
2 .
tanve.
% Zgodnie z zarmzeniem Ministra Zdrowia w sprawie AOTM oraz Regniaem Rady Konsultacyjnej Rada ta
jest niezalenym organem Statutowym Agencji.

4 Zarzmdzenie Ministra Zdrowia w sprawie AOTM z 30 czen&06 r. (Dz. Urz. Min. Zdrowia nr 10, poz. 53),
ktére zastpito zaradzenie z 1 wrz&ia 2005 r. (Dz. Urz. Min. Zdrowia nr 13, poz. 56).



1.4.

1.5.

1.6.

Agencja Oceny Technologii Medycznych

Agencja realizuje zadania zygane z ocen procedur medycznych. W zakresie jej
podstawowe] dziatalrioi lezy gromadzenie, udoginianie i upowszechnianie informacji o
ocenach procedur medycznych dokonanych w Polscenych krajach, metodach ich
opracowywania, ich wynikach i opartych na nich malkemdacjach.

Cel wytycznych

Celem wytycznych przeprowadzania oceny technolagiédycznych jest zapewnienie
wysokiego standardu wykonywania ocen technologiPelsce, co oznacza wysoki poziom
wiarygodndci oceny dokonanej zgodnie z wytycznymi. ROwnietis¢ jest zapewnienie
mozliwie wysokiej odtwarzalngci wynikdw | ograniczenie midiwosci wyciagania
odmiennych wnioskow przez mdych analitykdw oceniagych £ sana technologg, a take
zwigkszenie weryfikowalngci wynikéw analiz tworzonych na potrzeby Agencji.

Wytyczne przeprowadzania ocen technologii medydarzycierzag do tego, aby:

« umaldiwi¢ Radzie Konsultacyjnej formutowanie rekomendacji pezejrzystych
I jawnych zasadach w oparciu o wiarygodne i rzet@ceny technologii medycznych,

e 0soby podejmuce decyzje na podstawie przedstawionych im rekomgnd
dotyczcych finansowania technologii medycznych wiedzialyjakim stopniu mog
na tych rekomendacjach polégazyli jak bardzo $one uzasadnione i wiarygodne.

Adresat wytycznych

Gtownym odbiorg wytycznych § osoby wykonujce oraz recenzage oceny technologii
medycznych na potrzeby Agencji. Wytyczngl$prowniez wykorzystywane przy weryfikacji
wiarygodndci i merytorycznej poprawrsci ocen technologii medycznych towarzysygch
lub wymaganych przy skladaniu wnioskow o przygotoiwarekomendacji dotyazej
finansowania technologii medycznej Zeodkéw publicznych, przygotowywanych poza
Agencp i jej nadzorem merytorycznym.

Informacja o autorach i konflikcie interesu

Wymagana jest informacja o autorach i wkiadzie waopwanie analizy oraz ztenie przez
nich deklaracji konfliktu interesu zgodnie z wymagakreslonymi przez Dyrektora Agenciji.
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2.1.1.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych

Analiza efektywno sci klinicznej

Analiza efektywnéci klinicznej dotyczy wynikédw zdrowotnych ocenianégchnologii
medycznej i informuje o skutecziwd i bezpieczéstwie stosowania tej technologii w danych
warunkach w poréwnaniu z odpowiednim komparatoreokreslonej populaciji.

Analiza efektywnéci Kklinicznej okrdélonej medycznej interwencji diagnostycznej lub
terapeutycznej zarbwno w warunkach kontrolowanyatdbp klinicznych (warunkach
eksperymentalnych bafl&linicznych) jak i w rutynowej praktyce medyczn@yarunkach
praktycznych) opiera sina systematycznym przedrkie swiatowej naukowej literatury
medycznej, baz danych i innyehddet informaciji.

Definiowanie problemu decyzyjnego

Analiza efektywnéci klinicznej musi st zaczyna od jasnego i przejrzystego sprecyzowania
badanego problemu decyzyjnego. Powinna dotyd&konkretnej interwencji diagnostycznej
lub terapeutycznej, stosowanej w ctomej sytuacji klinicznej.

Pytanie o kontekst kliniczny stawiane przez zlgoago analiz musi okréla¢, co najmniej
dwa elementy: populagcpacjentow (stan kliniczny) oraz oceranterwencg.

Sprecyzowanie kontekstu Kklinicznego rozame] decyzji wymaga pelnego opisu
nastpujacych zagadnie (schemat PICE):

* populacji, w ktorej dana interwencja matkstosowana (P),

* proponowanej interwencji (1),

* komparatoréw (C),

» efektow zdrowotnych, czyli punktow koowych bada klinicznych (O).

Nalezy przedstawd podstawowe dane epidemiologiczne doigez choroby, w ktérej dana
technologia medyczna ma miieastosowanie (chorobow® zapadalng, smiertelngc),
charakterysty& populacji chorych, informacje na temat rokowankastorii naturalnej
choroby i stosowanych obecnie metod diagnostycziyeherapeutycznych.

Populacja

W odniesieniu do technologii dopuszczonej do st@soav ha terytorium Rzeczypospolitej
Polskiej populag mazna okragli¢ opierapc sk na zarejestrowanych wskazaniach ocenianej
technologii medycznej albo wskazaniach niezareestnych, albo te okrelajac
subpopulacje (podgrgp chorych, ktérych w szczegdlny sposéb dotyczy aoalana
technologia). W innych przypadkach najeokresli¢ populacg, ktéra mae skorzysta

z ocenianej technologii. Wykonawca powinien ustatizy w ramach rozwanej populacji
analizow& subpopulacje, ktére mpa wyodebnic na podstawie potencjalnych zroc
skutecznéci, kosztow i preferencji mdzy ocenian technologi a komparatorami.

® ang.population, intervention, comparison, outcame
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2.1.2. Interwencja

Nalezy przedstawd wnioskowam interwencg zdrowotra, jej nazwe i klasyfikacg.

W przypadku interwencji zarejestrowanej w Polsceleaya pod& dat rejestracji |
zarejestrowane wskazania. Dla technologii nie zatepwanych w Polsce a zarejestrowanych
w innych krajach wiciwe jest podanie dat i miejsc ich rejestracji wbngnych innych
krajac7h oraz warunkéw oldlenych przez instytucje rejestage, w szczegdélrioi EMEA®

i FDA".

2.1.3. Komparatory

Analiza efektywnéci polega na porownaniu pozytywnych i negatywnyctynikow
stosowania ocenianej technologii (sposobu g¢pastania) z wynikami alternatywnych
sposobow pogpowania.

Komparatorem dla ocenianej interwencji powinng bypierwszej kolejnéci tzw. istniepca
praktyka, czyli taki sposOb pegiowania terapeutycznego lub diagnostycznego, ktory
rzeczywistej praktyce medycznej najprawdopodobmieje zosté zasapiony przez ocenian
technologe. Jereli istniepca praktyka oznacza brak leczenia lub diagnozowatoa
komparatorem powinno bytakie wignie pos¢powanie.

Zaleca st przeprowadzenie porownania rownieinnym komparatorem:
* najczsciej stosowanym,
* najtarszym,
* najskuteczniejszym,
e zgodnym z zaleceniami wytycznych pgstwania praktycznego.

Istotne jest, aby wybrane komparatory odpowiadatyfamie przygotowywania analizy
efektywndci klinicznej warunkom polskim. Wybér komparatorao porownania naky
konsultow& z osobami posiadgymi odpowiedri wiedz kliniczna (ekspertami
klinicznymi) i przedstawicielami AOTM. Wymagane fjeskiadanie deklaracji konfliktu
interesu przez ekspertow klinicznych.

2.1.4. Wyniki zdrowotne

Gtébwnymi ocenianymi efektami zdrowotnymi powinny ¢byklinicznie istotne punkty
koncowe® bada klinicznych, takie jak:

e zgony,
e zachorowania ddz wyleczenia,
» jakos¢ zycia (niesprawngt, kalectwo),

» zdarzenia niepadane (powiktania, dziatania niepmlane zwazane ze stosowaniem
produktu leczniczego lub incydenty medyczne dlacliyrmedycznegd)

® European MEdicines Ageneyinstytucja odpowiedzialna za sprawy dopuszczdaiabrotu produktéw
leczniczych i wyrobow medycznych na poziomie cdngna w Unii Europejskie;j.

" Food and Drug Administration instytucja odpowiedzialna za sprawy dopuszczdaiabrotu m.in.
produktéw leczniczych i wyrobow medycznych w USA.

8 ang.clinically important.
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2.2.

2.2.1.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza efektywnosci klinicznej

Punkty kaxcowe analiz i ich znaczenie powinny¢b$cisle zwiazane z ocenianjednostlg
chorobow i jej przebiegiem, stanowwyniki zdrowotne istotne z perspektywy pacjenta.

Gléwnymi ocenianymi wynikami magtez by¢ surogaty wynikéw zdrowotny¢fy ale tylko
wtedy, gdy nie ma danych dotyez/ch klinicznie istotnych punktéw kaowych, a w analizie
przedstawi s udowodniony naukowo zwrek medzy wytym surogatem a Klinicznie
istotnym punktem kicowym (zalecane jest przeprowadzenie prghgbkystematycznego).

Wybrane do analizy wyniki zdrowotne muasadzwierciedld wszystkie klinicznie istotne
aspekty problemu zdrowotnego i jednagie umaliwia¢ wykrycie potencjalnych tic
migdzy porownywanymi interwencjami.

Zaleca st, aby wybieragc wyniki zdrowotne do analizy wskazgunkty krytyczne, czyli
takie ich wartéci, ktore mag zasadnicze znaczenie dla pmi racjonalnej decyzji.

Dane

Poszukiwane dane dotyczzarowno efektywnéei eksperymentalnej jak i efektywém
praktycznej. Wyszukiwanie i selekcja danych powiodaywa si¢ w oparciu o szczegotowy
protokot opracowany przed przypteniem do wyszukiwania i zestawiania danych.

Zrodta danych

W pierwszej kolejnéci nalery przeprowadzi systematyczne poszukiwanie wszystkich dada
klinicznych dotycacych rozpatrywanego problemu. Proces wyszukiwaraych naley
szczeg6lowo opiga aby mana byto ocerdi, czy byt wiaciwy, oraz aby mana byto go
powtorzy w przypadku weryfikaciji.

Nalezy odnalé¢ juz istniepce, niezalene raporty oceny technologii (raporty HTA) oraz
przeghdy systematyczne na okleny temat, w tym dogpne:

* w Cochrane Library,
* na stronach internetowych agencji zrzeszonych wHNIA,
* w bazie Centre for Reviews and Dissemination.

Nalezy przedstawd wnioski ptyrace z odszukanych opracofvatérnych. Mana je rownie
wykorzysta& jako zrodto informacji o praktyce analitycznej w danynolplemie decyzyjnym.
Jezeli nie dostarcz one dostatecznie aktualnej i wyczegmej informacji naley poszukiwa
przeprowadzonych bafigierwotnych.

Istotnym warunkiem wykonania przedu systematycznego badapierwotnych jest
odnalezienie wszystkich doniesienaukowych dotycych poréwnywanych interwencji i
spetniagcych kryteria waczenia do analizy. Wyszukiwanie opiera sia zastosowaniu
strategii wyszukiwania w bazach informacji medyazmy odpowiednio dobranej,
szczegOtowo opisanej igigj w przygotowanym uprzednio protokole. W pierwdasejnasci

° Pogcia precyzowane przez ustaw 20.04.2004 o wyrobach medycznych (Dz. U. nr 88 896 z 2004 i nr.
64, poz. 565 z 2005), ustaw 6.09.2001 prawo farmaceutyczne (tekst jednd@lityU. nr. 53, poz. 533 z 2004) i
rozporzdzenie Ministra Zdrowia z 20.12.2002 w sprawie ligklanicznych wyrobéw medycznych.

19 stosowanessrowniez okreslenia: zasgpcze punkty kdcowe, wyniki pérednie.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

poszukiwag nalery bada, w ktorych bezpgrednio poréwnywano badantechnologs
z wybranym komparatoreth

Podstawowymi bazami do poszukiwania bagerwotnych §:
* Medline,
« EMBASE®,
* BioMed Central.
Zalecane jest przeszukaniezaknnych baz informacji medycznych, takich jak:
« BIOSIS Previews,
+ CINAHL® Database,
«  PsycINFCG,
« European Public Assessment Report (EPAR)
« Health Canad?
« Netherlands Pharmacovigilance Centre L&teb
« The Uppsala Monitoring Centre
«  Thompson Micromedé&X®.

Konieczne jest réwnie poszukiwanie doniesiew zrodtach innych i bazy informacii
medycznej, czyli:

* wykorzystanie odnieste literaturowych (referencji) zawartych w publikadja
dotyczcych bada klinicznych,

» skonsultowanie s8i z producentami, w szczegOkod w zakresie dziata
niepazadanych (tzw. PSUR) — za pérednictwem Agencji,

» przeszukanie doniesie streszcze z konferencji naukowych,
» przeghd rejestrow badaklinicznych,
» konsultacje z ekspertami klinicznymi.
Nalezy rowniez rozwazy¢ potrzelg uzyskania dodatkowych informacji w drodze:
« wyszukiwania ¢cznego w wybranych czasopismach,
» kontaktowania siz autorami badaklinicznych,
* wykorzystania wyszukiwarek internetowych.

Uwzglednienie jedynie takich badaktorych wyniki zostaty opublikowane, @ prowadz
do systematycznego wypaczania wynikéw pragqglna skutek kHu publikacji®*®

! ang.head to head trials

12 www.emea.europa.eu/htms/human/epar/eparintro.htm
13 www.he-sc.ge.ca

14 \www.lareb.nl

15 www.WHO-umc.org

16 www.micromedex.com

" ang.Periodic Safety Update Report.
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2.2.2.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza efektywnosci klinicznej

Dane dotyczce efektywnéci eksperymentalnej uzyskiwane grzede wszystkim w wyniku
systematycznego przedu préb klinicznych. Dane odnege st do efektywndci
praktycznej pochodzz pragmatycznych préb kliniczny@h bada obserwacyjnych i baz
danych (w tym rejestréw pacjentéw) dotycych stosowania danej technologii. Dane te
powinny by uzyskiwane réwniew wyniku systematycznego przedu.

Strategia wyszukiwania

Stosownie do zdefiniowanego problemu klinicznegaliyk winien opracowa strategs
wyszukiwania. Strategi taka nalezry projektowd iteracyjnie, wykonujc ciag préb
wyszukiwania i korekt strategii. Kryteria kolejnyebyszukiwar mog uwzgkdniac wybrane
spasréd nasgpujacych elementéw (schemat PICO)S

* (P) populagj i ew. subpopulacje,
e () interwencg,
* (C) komparatory,
e (O) wyniki,
* (S) rodzaj bada
Strategia powinna #eokresla¢ metody selekcji, podag:
» liczbe 0s6b dokonujcych niezalenie od siebie rownolegtych wyszukiwa

* sposéb pogpowania w przypadku niezgodstd migdzy ww. osobami (preferowane
postpowanie: konsensus).

Strategia powinna uwzglniat niezalene wyszukiwania ukierunkowane na dane datgez

* nie tylko punktéw kacowych (wyniki zdrowotne) o wzgtinie duej czstadsci, ale
takze, o ile mae to by istotne, wszystkie ¢ikie zdarzenia niepadane,

« nie tylko efektywnéci eksperymentaln®, ale te efektywndci praktycznef®.

Wyszukiwanie powinno dotyczy publikacji w gzyku angielskim, polskim, niemieckim
i francuskim, a w uzasadnionych przypadkachzraych.

Efektem kacowym wyszukiwania powinno by zgromadzenie wszystkich deghych
(rowniez trudno dosipnych) bada i danych dotyczcych badanego problemu klinicznego.

Przedstawienie wynikdw wyszukiwania powinno opisywayta strategt z podaniem:

* stéw kluczowych i deskryptoréw zastosowanych w ezag/szukiwania,

'8Blad publikaciji jest zwizany z czstszym publikowaniem w czasopismach naukowych dglie bada, w
ktorych uzyskano pozytywne wyniki,znz takich, w ktérych uzyskano wyniki negatywne altogkazano brak
réznic.

¥Wyniki bada niepublikowanych magdostarczy waznych danych, nals wiec, we wsp6tpracy

z producentem leku lub sptn, ktérego dotyczy analiza, poszukin@wniez takich bada.

2 Schwartz D, Lellouch J. Explanatory and pragmatiitudes in therapeutic trials. Journal of Chrdbiseases.
1967; 20: 637-648.Armitage P. Attitudes in Clinid@alals. Statistics In Medicine. 1998; 17: 2675-368ang.
population, intervention, comparison, outcome, gtud

22 ang.efficacy w polskiej literaturze oketana te jako skuteczné.
3 ang.effectivenesav polskiej literaturze okéana te jako efektywnéé.
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2.2.3.

2.2.4.

{2 ) Agencja Oceny Technologii Medycznych

» uzytych operatorow logiki Boole’a,
e uzytych filtrow,

» zrodet (baz elektronicznychzrédet drukowanych), w ktérych przeprowadzono
wyszukiwanie,

e przedziatu czasowego @b¢go wyszukiwaniem,
» daty ostatniego przeszukania baz informacji medydan

Selekcja informaciji

Proces odrzucania doniesiraukowych nie nadggych s¢ do analizy naley przeprowadzi
etapowo. Obejmuje selekcjna podstawie abstraktow, a w dalszej kol&pnav oparciu
o petne teksty publikacji. Selekcja badaowinna by¢ dokonywana na podstawie pratyjch
kryteriow wiaczania badado przegidu systematycznego i wykluczania.

W przypadku nielicznych badao wysokie] wiarygodngi analiza nie powinna @i
ograniczé wytacznie do nich. W celu uzyskania petniejszego puofilezpieczistwa
ocenianej technologii n@ by konieczne wiczenie do przegtlu réwnig danych
pochodacych z bada o mniejszej wiarygodriai, bada obserwacyjnych i rejestrow.

Na wszystkich etapach selekcja baddinicznych do przegdu systematycznego powinna
by¢ wykonywana przez co najmniej dwoch pracych niezalenie analitykow, przy czym
preferowan metod, w przypadku niezgodsnoi jest uzyskiwanie konsensusu.

Analiza powinna przejragie informowd& o liczbie dosipnych doniesie badawczych na
poszczegodlnych etapach wyszukiwania i selekcji hadNalezy poda ogolm i koncowa
liczbe i rodzaj doniesie i wiaczonych bada Nalezry przedstawd w postaci diagramu
zgodnego z zaleceniami QUORGMproces prowadgy do ostatecznej selekcji, z podaniem
przyczyn wykluczenia w kolejnych fazach selekcjiardeiej rozbudowane zestawienia
przedstawia w formie elektronicznej). Naky pod& stopied zgodndci miedzy analitykami
dokonupcymi selekgji.

Ocena jako sci informacji

Ocena jakéci znalezionych danych pozwala olié ich wiarygodné¢ wewrgtrzm?
i zewretrzmg®®. Ocena danych w wyszukanych igazonych do analizy badaniach wymaga
rozwaenia:

* metodologii poszczegodlnych bada- ocenianym elementem jest m.in. sposob
alokowania badanych do grupy eksperymentalnej irbbmej, wielkagi¢ badanej proby
(precyzja badania), wybor punktéw daowych (w relacji do badanej technologii),
rodzaj analizy,

4 Moher D, Cook DJ, Eastwood S i wsp. Improving goelity of reports of meta-analyses of randomised
controlled trials: the QUOROM statement. QualityR#porting of Meta-analyses. Lancet 1999; 354(9193)
1896-1900.

SWiarygodnd¢ wewretrzna dotyczy tego, w jakim stopniu wnioski wygiiete z badania odpowiadaj
rzeczywistemu zwizkowi miedzy badanym pogpowaniem a obserwowanym punktemé&owym badania.
%6 Wiarygodndé zewrgtrzna oznacza nitiwosé uogéiniania wnioskéw z badania na popujaigcelovs dla
danej technologii medycznej, tj. w jakim stopniui@ski wyciagniete na podstawie badanej probyzna
odnies¢ do populacji w warunkach rutynowej praktyki klinie;.

14



2.2.5.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza efektywnosci klinicznej

e zagra@enia wiarygodnéci wynikow bada (niedocagnig¢ metodologicznych) —
zalecane oszacowaniecbw systematycznych @®du selekcji, bidu detekcji, bidu
przeprowadzenia, &dlu utraty) mogcych wypaczawyniki,

» stalaci obserwowanych wynikéw zdrowotnych w poszczegdingadaniach,

e stopnia, w jakim wyniki stwierdzone w badaniach kauych mana przeni&
(uogdlni, generalizowd&) na populag, ktorej ma dotyczg rekomendacja — oceni
podobiéstwo populacji pod wzgtem cech demograficznych 1 Klinicznych,
podobigstwo interwencji (np. w przypadku lekéw problemkateklasy), zbienos¢
wynikow obserwowanych w badaniach naukowych z wagmik oczekiwanymi
(np. problem zagpczych punktéw kacowych czyli surogatow).

Badania eksperymentalne dotyce terapii nalzy ocenigé w skali Jadad. Dodatkowo
mozliwa jest ocena badaza pomosa innych skal i kwestionariuszy, ktére powinny¢by
przedstawione w zatznikach do przegtlu systematycznego.

Przedstawienie bada i wtgczonych i ekstrakcja danych

Nalezy zestawt wszystkie badania odnagze s¢ do okrdlonego problemu klinicznego,
podapc charakterystyk kazdego z nich: czas, sodki wykonupce, sponsorow, stan
upublicznienia, rodzaj badania, wieéo proby badanej, charakterystykpacjentow,
szczegOly interwencji i uzyskane wyniki.

Zestawienie powinno Iy wykonane zgodnie z klasyfikacj doniesié@ naukowych
I 0znaczeniem numeru podtypuwzki@go whczonego badania.

Tabela 1. Klasyfikacja doniesié naukowych odnosacych sk do terapii.?®

Typ badania tl)Dac:jdat?\/iF; Opis podtypu
Przeglad IA Metaanaliza na podstawie wynikow przglyl systematycznego
systematyczny
B Systematyczny przegl literatury bez metaanalizy
Badanie A Poprawnie zaprojektowana kontrolowana préba klimicz randomizagf®
eksperymentalne
1B Poprawnie zaprojektowana kontrolowana proba klimécz
pseudorandomizagi
lc Poprawnie zaprojektowana kontrolowana préba klimicaez randomizadfi
Badanie A Poprawnie zaprojektowane prospektywne badanie kowerz
obserwacyjne z réwnoczasow grup kontrolm
grupa kontroln g
B Poprawnie zaprojektowane prospektywne badanie kolerz historycza
grup kontrolrg

7 Jadad AR, Moore RA, Carroll D i wsp. Assessingdhality of reports of randomized clinical triais:
blinding necessary? Control Clin Trials. 1996; )7 41.

“Modyfikacja wiasna na podstawie: Undertaking systerviews of research on effectiveness: CRD
guidelines for those carrying out or commissioniegiews. CRD report #4, University of York, York9®

29 Kontrolowana préba kliniczna z randomizaang.randomised controlled trialRCT.
% Kontrolowana préba kliniczna, anglinical controlled trial CCT.
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lnc Poprawnie zaprojektowane retrospektywne badanierkalve z
réwnoczasow grup kontrolr

D Poprawnie zaprojektowane badanie kliniczno-kongdhetrospektywne )

Badanie opisowe IVA Seria przypadkéw - badanie pretest/posttest

IVB Seria przypadkéw - badanie posttést

IVC Inne badanie grupy pacjentéw

IVD Opis przypadku

Opinia ekspertow Y Opinia ekspertéw w oparciu o éleiadczenie kliniczne, badania opisowe
oraz raporty paneléw ekspertow

W odniesieniu do badania eksperymentalnego zpalekresli¢ przyjgte podejcie do
testowania hipotezys(iperiority, non-inferiority.

Tabela 2. Klasyfikacja doniesié& naukowych odnosacych sk do diagnostyki>*

Rodzaj :
badania Opis
DI Przeghd systematyczny badaoziomu D II.
DIl Badania kliniczne ocenigje doktadnéc®** metody diagnostycznej, w ktérych zastosowano metod

Slepej préby oraz poréwnano ocemiametod diagnostycza z testem referencyjnym (ztotym
standardem) w grupie pacjentéw z ckoeym stanem klinicznym kolejno wézanych do badania.

D lll-1 | Badania oceniafe dokladné¢ metody diagnostycznej, w ktérych zastosowano mettepej proby
oraz poréwnano oceniammetod diagnostycza z testem referencyjnym (zlotym standardem) w
grupie pacjentéw z okéonym stanem klinicznym wezanych do badania nie w sposéb kolejny.

D lll-2 | Badania poréwnare oceniag metod diagnostycza z testem referencyjnym, ktére nie spekpigj
kryteriow poziomu D I1i D 1lI-1.

D 1lI-3 | Diagnostyczne badania kliniczno-kontrolne.

DIV Badania opisuajce wyniki diagnostyczne, bez zastosowania tesereatyjnego.

W ostatecznej ocenie wykorzystuje przede wszystkim badania z napggyego dospnego
poziomu w hierarchii. Najwysza pozycg w hierarchii wiarygodnéci prezentowanych
danych zajmuj przeghdy systematyczne (z metaanallab bez), odzwierciedlage problem
kliniczny pod wzgédem badanego punktu k@owego, populacji, komparatora, ktore s

31 Badanie typu pretest/posttest — badanie opisovebieeaniem danych przed i po zastosowaniu ocegiane
postpowania.

%2 Badanie typu posttest — badanie opisowe ze zb&radanych tylko po zastosowaniu ocenianego
postpowania.

% Wedtug Medical Services Advisory Committee. Guiides for the assessment of diagnostic technologies.
August 2005.

3 ang.accuracy
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2.3.

2.3.1.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza efektywnosci klinicznej

aktualne i zgodnie z akceptowanymi wytycznymi prog@dzania takich bad®. Gdy dane
z kontrolowanych préb klinicznycha sograniczone do gsko zdefiniowanej populacji lub
krotkiego horyzontu czasowego, powinny ¢cbyizupetnione dobrej jakoi badaniami
obserwacyjnymi. Wartd materiatbw dowodowych na kdym poziomie hierarchii zatg
przede wszystkim od jakoi metodycznej tych badaraz spetnienia warunkow analizy.

Plan posfpowania w procesie ekstrahowania danych z wyselakgyanych badawinien
okreslac:

* rodzaje informacji wypisywanych z publikaciji,
» liczbe 0s6b dokonujcych ekstrakciji i ich identyfikatory,
e formularz dla ekstrahowanych danych.

Nalezy wykona ilosciowe zestawienie danych dotycych skuteczngxi (korzystnych
wynikéw) oraz bezpieczstwa (szkodliwéci, czyli niekorzystnych wynikow) rozpatrywanej
technologii, umieszczag je w jednolitym formularzu tabelarycznym, z uwgglieniem
dokonanej uprzednio oceny wiarygodoiozrodia i jakadci danych. W zestawieniu nale
uja¢ klinicznie istotne punkty kitcowe (korzystne i niepadane). Zestawienie wynikow
nalezy sporadzi¢ na podstawie wszystkich odnalezionych w toku pegkgsystematycznego
bada paswigconych konkretnej technologii w wybranym problerkii@icznym.

Synteza danych

Synteza wynikbw ma za zadanie uzyskaniezlm@e skoncentrowanej informacji oraz
okreslenie poziomu zwizanej z i niepewndci. Obejmuje systematyczny przeglliteratury
(z metaanaliz lub bez) oraz jak@iowe i narracyjne podsumowanie.

Gdy istniej wystarczajco wiarygodne badania, w ktérych zastosowano poyawaine miary
wynikéw w poréwnywalnych populacjach, zalecane j@stacowanie wynikOw za pom@c
metaanalizy. J# badania takie niegsdostpne, analiza mae by ograniczona do przeglu
jakaosciowego, w ktérym krytycznie oceniaggposzczegolne badania i przedstawia ich wyniki
w tabelach. Na podstawie syntezy wynikow vageine § wnioski.

Synteza jako $ciowa

W jakosciowej syntezie wynikdw przegillu systematycznego nale opis& populacg,

interwencg, okres obserwacji, wielké populacji w badaniu, hierarchibadania i ocen
jakosci danych w tabelach. kdy punkt kacowy kadego badania powinien &y
przedstawiony osobno w formie opisowej. Zalecanst jéake przedstawienie lub
oszacowanie wyniku dla kdego analizowanego punktu dawwego kadego badania z
uwzgkdnieniem przedziatu ufioi.

Zestawienie naly przedstawd w formie umaliwiajacej porownanie wynikow

poszczegolnych badadla okr&lonego punktu kacowego w celu wykrycia potencjalnych
podobigstw lub r&nic migdzy wlkczonymi badaniami, a tag midzy poréwnywanymi

technologiami medycznymi.

% Akceptowanymi wytycznymi wykonywania przedbw systematycznychysvytyczne Cochrane
Collaboration: Green S, Higgins J, editors. Cochrdandbook for Systematic Reviews of Interventidr2s6
[updated Sept 2006]. http://www.cochrane.dk/cocbflaandbook/handbook.htfstan na 29.11.2006].
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2.3.3.
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W przypadku stwierdzenia heterogenicgio uzyskanych wynikow konieczne jest
przesledzenie i omdéwienie tdic.

Dane liczbowe nalegy przedstawd w formie tabeli zawieragej:
» wielkos¢ proby dla kadej interwencji,
» jednostki miary zastosowane dlazlago punktu kacowego,

« wynik w postackredniej lub mediany dla kdego punktu kicowego oraz odchylenie
standardowe w przypadku zmiennychgtych, a parametry wz¢ine i bezwzgidne
w przypadku zmiennych dychotomicznych,

» dla kazdego punktu kiicowego w poszczegdlnych badaniacimiée medzy srednimi
wynikami porownywanych interwencji wraz z podanigmzedziatdw ufnéci oraz
istotndci statystycznej dla parametrovagiych.

Metaanaliza (synteza ilo sciowa)

Przed zastosowaniem statystycznych metod syntelggzynakresli¢ stopiér i przyczyny
niejednorodnéci (heterogeniczriei) wynikéw bada. Statystyczna egorodngé wynikow
bada maze by zbadana za pomaenodelu efektéw losowyéh réznorodndé kliniczna — za
pomoa analizy podgrup i meta-regresji,zniorodnd¢ metodologiczna — za pompanalizy
wrazliwosci (badanie efektu wezenia lub wydczenia badarozniacych sg jakoscia). Jeli w
grupach kontrolnych poszczegélnych hadataczonych do metaanalizy ryzyko zdarzenia
(ryzyko podstawowe) jest znago r&ne, naley zbad@&, czy przy ragnym ryzyku
podstawowym state jest ryzyko wezdhe. Jest to szczegodlnie im&, gdy w modelach
decyzyjnych aywane jest ryzyko wzgtne, a wart& podstawowego ryzyka w modeluzro

si¢ od ryzyka zdarzenia w grupach kontrolnych kiadjgtych w metaanalizie.

Jeili istnieja watpliwosci dotyczice jakaci bada lub zwiazku poszczegodlnych baila
ztematem analizy, nalg oddzielnie przedsta@i wyniki metaanaliz wykonanych
Z wylaczeniem witpliwego badania lub badaNalezry wowczas osobno przedstawwvyniki
bada o najwyzszej wiarygodnéci oraz bada okreslonych typow.

Poréwnanie po srednie

W przypadku braku badabezpdrednio poréwnujcych technologi oceniam i komparator
(bada@ typu ,head to headl], zaleca si przeprowadzenie porownania spedniego.
Warunkiem takiego poréwnania jest dgstas¢ wiarygodnych badaklinicznych, w ktérych
kazda z tych technologii medycznych poréwnanazsana, trzech interwency (placebo lub
aktywna interwencja)’

Identyfikacja bad&aw celu przeprowadzenia porownanigmganiego powinna ldyoparta na
przeghdzie systematycznym. Zaleca sioktadmy, analiz metodyki bada oraz ocea réznic

w zakresie stosowanej trzeciej interwencji, otrzygoych g populacji i badanych punktow
koncowych. Ranice te nalgy przedstawd w formie tabelarycznego zestawieniazele
roznice zostam uznane za zbyt de naley odshpi¢ od obliczania wynikow, gdy takie
porownanie byloby mato wiarygodne. Interpretacjanikgw jakichkolwiek porowna
posrednich powinna bybardzo ostrgna. W kadym przypadku przeprowadzania poréwnania

% ang.random effects model

3" To znaczy badaporéwnujcych bezpérednio zaréwno oceniarinterwencg z trzeci interwencj jak i bada
komparatora z trzeginterwenci.
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Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza efektywnosci klinicznej

posredniego jego wyniki powinny ldypoddane wszechstronnej interpretacji wraz z opisem
ograniczé oraz analizie wrdiwosci.

Przedstawienie wynikow

Oddzielnie powinny by przedstawione dane dla analizy efektygaioceksperymentalnej i
praktycznej. Jeeli to maliwe, wyniki bada klinicznych powinny by prezentowane za
pomoa parametréw wzgdnych®® oraz parametréw bezwzginych®. Kazdy wynik
powinien by podany wraz z migarwariancji danych (np. odchyleniem standardowyimo}bh
badanych, licziposbb, u ktorych wyspit punkt kaicowy, przedziatem ufrigi oraz stopniem
znamiennéci statystyczne;.

Dla zmiennych cigtych, tam gdzie jest to nmiliwe, powinna by podawangrednia waona
réznica® wraz z przedziatem ufigoi i stopniem znamienroi statystycznej (p) wyliczonym
za pomog odpowiedniego testu statystycznego.

Dla zmiennych typu ,czas do wygienia”, tam gdzie jest to mitwe, powinna zosta
podana wart& ilorazu hazard6 wraz z przedziatlem ufgoi i stopniem znamienroi
statystycznej (p).

Dla pozostatych zmiennych powinnacbgodawana rinica midzy grupami, wyraona za
pomoa odpowiedniego parametru, wraz z przedzialem 4dino stopniem istotn€i
statystycznej (p) wyliczonym za pompadpowiedniego testu statystycznego.

Wyniki metaanaliz naley zaprezentowaza pomog odpowiednich wartei liczbowych oraz

za pomoeg wykresu typuforest plot Wykres powinien umdiwia¢ dostp do danych

czastkowych uytych do obliczenia skumulowanego wyniku metaawyalidla zmiennych

dychotomicznych s to: liczba oséb z danym zdarzeniem w grupie kdn#joi w grupie

badanej oraz liczeb&é préb; dla zmiennych ggtych — wartdci srednie wraz z odchyleniami
standardowymi i liczebrigia obu porownywanych grup).

Dla kazdej metaanalizy trzeba przedstawiyniki testu heterogenicz&a oraz rodzaj modelu
statystycznego aytego do agregacji wynikow. Opisanie opracowanejaauealizy powinno

by¢ zgodne z wytycznymi QUOROR

Wyniki dla poszczegoélnych punktéw koowych powinny zostazaprezentowane w tabeli
wraz z podaniem istotdoi statystycznej.

Ocena bezpiecze nstwa

Wiarygodne dane, na podstawie ktérychzme wnioskowa o efektywndci technologii
medycznej cgsto nie § wystarczajcym zrodiem informacji o jej bezpiecastwie,

% ryzyko wzgkdne, angrelative risk RR, redukcja ryzyka wzeiinego, angrelative risk reductionRRR,
iloraz szans, angdds ratiq OR.

% bezwzgédne zmniejszenie ryzyka, arapsolute risk reductioPARR; NNT, angnumber needed to treat
“0ang.weighted mean differenc&/MD.

“l ang.hazard ratio,HR, w polskiej literaturze okékany tez jako hazard wzgtiny, wspétczynnik ryzyka,
wskaznik ryzyka, ryzyko zdrowotne.

2 Moher D, Cook DJ, Eastwood S i wsp. Improving djoelity of reports of meta-analyses of randomised
controlled trials: the QUOROM statement. QualityR&porting of Meta-analyses. Lancet 1999; 354:1906--
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

zwtaszcza, gdy stwierdzane w trakcie prob Klinicinydarzenia niegadane § niezbyt
grozne dla pacjenta. Ocerbezpieczastwa naley opierd na eksperymentalnych badaniach
klinicznych, jak i informacjach z badabserwacyjnych. Gdy dane do oceny bezpiesixea
pochodz wytacznie z eksperymentalnych badalinicznych, konieczne jest uzasadnienie
takiego zawzeniazrodet danych oraz oszacowanie ograniczéym zwizanych.

Jezeli to mazdiwe, nalery zestawd w tabeli dziatania niepadane zwizane ze stosowaniem
ocenianych technologii medycznych, paegaich czstas¢ i ciezkos¢ wraz z odniesieniem do
placebo lub czstosci zdarzé w populacji. Naley dazy¢é do sprecyzowania parametrow
oceny bezpieczstwa"”.

Dyskusja i ograniczenia

Nalezy przedstawd dyskusg dotyczca dostpnych danych, zastosowanych metod i
uzyskanych wynikéw, jak réwnieomowic wszystkie zidentyfikowane ograniczenia oraz ich
znaczenie dla interpretacji wynikow i ich wykorzgsia w podejmowaniu decyzji. Nake
rowniez przedstawd wyniki innych analiz dotycxych tego samego problemu i na ich tle
omowi¢ uzyskane wyniki, uzasadnigjewentualne rnice.

W dyskusji powinna by omowiona sita dowodow, szczegolnie dla punktowidaavych
odnoszacych s¢ do bezpieczsstwa stosowania danej technologii medycznej. Natendwic
czestas¢ wyskpowania dziala niepazadanych w zalenosci od zastosowanych dawek lub
innych czynnikbw uznanych za istotnesldev przeghdzie systematycznym uwzglniono
jedynie badania eksperymentalne, omowienie ayaleuzupeinté krytyczmp ocemny
bezpieczastwa wswietle innych dosgpnych dowoddéw naukowych.

Whnioski ko ncowe i streszczenie

Podstawowe wnioski wyptywage z analizy efektywrioi klinicznej naley uja¢
syntetycznie. Gtéwnym elementem winnoé¢tgestawienie danyéh Elementem wnioskéw
koncowych jest porownanie efektywdw eksperymentalnej z efektywduedg praktyczn.

Sposéb przedstawiania wnioskéw winien utiwiaé ich gradagj zgodnie z propozyg;
GRADE™,

Streszczenie powstgie na kacu prac nad anakznie powinno przekracza2 stron druku.
Nalezy je zamigci¢ na poczatku opracowania przedstawqagpgo analiz.

3 parametry do wykorzystania: bezwatjie zwikszenie ryzyka, angbsolute risk increasé\RI, wzgkdne
zwigkszenie ryzyka, angelative risk increaseRRI, NNH.

4 ang.evidence summamyg GRADE.

4> Grades of Recommendation, Assessment, DevelopmethtEvaluation (GRADE) Working Group. Grading
quality of evidence and strength of recommendatiBnisish Medical Journal 2004;328:1490-1494.
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Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych

Analiza ekonomiczna

Analiza ekonomiczrid polega na poréwnaniu ocenianej technologii medsiczn
z odpowiednim komparatorem pod wagm kosztow i konsekwencji.

Analiza ekonomiczna sktadagsi nasg¢pujacych elementow:
1) ocena wynikow zdrowotnych,
2) ocena kosztéw,
3) porownanie technologii pod wzglem kosztow i wynikow.

Definiowanie problemu decyzyjnego

Analiza ekonomiczna technologii medycznej musi yaaZ si¢ od jasnego przedstawienia
problemu decyzyjnego.

Jezeli analiza ekonomiczna poprzedzona jest amabfektywndgci klinicznej, to przy
definiowaniu problemu decyzyjnego wykorzystujee gatazenia PICO i przyte przez
zlecapcego wnioski ptyace z tej analizy.

Jezeli analiza ekonomiczna nie jest poprzedzona anatiektywndci, to definiowanie
problemu decyzyjnego oraz populacji, interwencjemanej, komparatoréw oraz efektow
koncowych odbywa gi na takich samych zasadach jak przy analizie efekt§ci klinicznej

tj. wg zasady PICO (patrz rozdziat 2.1).

Strategia analityczna

Przewiduje si trzy strategie przeprowadzenia ekonomicznej apédichnologii medyczne;j:

1) Doskpna jest wiarygodna analiza ekonomiczna hgdajrozwaany problem
decyzyjny. Maliwe jest wykorzystanie modelu (np. wykonanego wyim kraju), na
ktorym opierata s analiza oraz danych klinicznych. Zadanie analitgcpolega na
uwzgkdnieniu polskich danych kosztowych.

2) Istnieje aktualna i wiarygodna analiza efektyweio klinicznej (przegid
systematyczny), wykonana za granitib w Polsce. Zadaniem analitycznym jest
wykonanie w oparciu o aianalizy ekonomicznej. Anakz ekonomicza mazna
oprzé& na danych pochodeych z analizy efektywrigci klinicznej lub na
modelowaniu z wykorzystaniem danych z analizy gfekiosci klinicznej.

3) Zadanie polega na wykonaniu zaréwno analizy efeRtpai klinicznej, jak i analizy
ekonomicznej. Po okéeniu efektywndéci klinicznej w drodze przegtiu
systematycznego uzyskane dane daiyezwynikOw wykorzystuje sgi w analizie
ekonomiczne;.

® Nazywana te analiz optacalnéci.
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Perspektywa

Pierwszoplanow perspektyw analizy jest perspektywa ptatnika gaiadczenia zdrowotne
(ptatnik publiczny, pacjent, inni ptatnicy). Zales®&, po uzgodnieniu z odbicgcanalizy,
ewentualne wykonanie dodatkowegcaig z perspektywy spotecznej, z wyegdinieniem
kosztow pérednich. Wykonanie dodatkowej analizy jest wskazgadg:

* wyniki zdrowotne danej technologii medycznej w taton stopniu dotycg nie tylko
samego chorego, ale réwaieinnych czionkéw spotecastwa (np. rodziny,
opiekunow),

* pozadanym nasfpstwem analizy ekonomicznej jest optymalna alokagsobow na
poziomie spotecznym.

Perspektywa spoteczna minimalizuje ryzyko powtia aspektow, ktdre mogtyby ndie

znaczenie przy podejmowaniu decyzji. Wymaga uwdigkenia w analizie ekonomicznej
wszystkich kosztow i wszystkich wynikéw badanejhiealogii, zaréwno w okbie systemu

opieki zdrowotnej, jak i poza nim.

Horyzont czasowy

Horyzont czasowy analizy ekonomicznej powiniert byystarczajco dtugi, aby meliwa
byta ocena rénic migdzy wynikami i kosztami ocenianej technologii mezygj

i komparatorow. Powinien Bytaki sam dla pomiaru kosztow i wynikéw zdrowotnych

W przypadku technologii medycznych, ktérych wyriikioszty ujawniag Si¢ w ciagu catego
zycia chorego, odpowiedni jest horyzont czasowy miogcy czas do zgonu. Taki horyzont
czasowy jest rownie konieczny, jéli porownywane technologie majrézny wpltyw na
smiertelng¢. Spetnienie tego warunku m® oznacz& konieczné¢ ekstrapolowania
wynikdéw poza horyzont czasowy badklinicznych dostarczagych danych pierwotnych. W
tym przypadku analiza powinna skigdaic z danych pierwotnych oraz modelowania, a
wyniki krotko- i dlugoterminowe naky przedstawiéoddzielnie.

Technika analityczna

Analiza ekonomiczna technologii medycznej standamlatanowi oces zuzycia zasobow
koniecznych dla uzyskania efektu klinicznego. W roeetej mana s¢ posty¢ réznymi
technikami (typami analizy):

« analiza kosztéw-konsekwer(t)i
« analiza kosztéw-efektywroi*®,
« analiza kosztéw-tyteczndgci®®,

« analiza minimalizacji koszto®,

" ang.cost-consequences analysispolskiej literaturze nazywanaztanaliz kosztéw i konsekwencji.

“8 ang.cost-effectiveness analysig polskiej literaturze nazywanaztanaliz efektywndaci kosztéw; naley
pamktac, iz analizowana jest w niej efektywstokliniczna a nie ekonomiczna.

9 ang.cost-utility analysisw polskiej literaturze nazywanaztanaliz uzyteczndgci kosztéw; naley pamktad,
iz analizowana jest w niej zdrowotna, a nie ekonomaczytecznd¢ interwenciji.
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« analiza kosztéw-korzgi®".

Metock analityczm wybiera st w zaleznosci od identyfikowanych i mierzonych wynikow
zdrowotnych, przy czym wybor nakgzawsze uzasadni

Standardowo analiza powinna sktad® z:
» analizy kosztéw-konsekwenciji,

e analizy kosztow-efektywrioi lub kosztéw-uytecznadci. Przy braku rénicy
w efektywndgci klinicznej midzy poréwnywanymi technologiami medycznymi
analiz kosztow-efektywngéci mazna uprdci¢ do analizy minimalizacji kosztow.

Nie rekomenduje giwykorzystywania analizy kosztow-kory.

Wybor jednej metody nie wykluczazycia innej jako uzupetniagej, j&li przeprowadzajcy
badanie uzna to za celowe.

Analiza kosztéw-konsekwencji

Analiza (zestawienie) kosztow-konsekwencji stanawdjprostsz w formie, a zarazem
najbardziej wszechstroanprezentag informacji dotycacych technologii medycznych
(programow zdrowotnych). Jej rezultatem jest lik@sztow i wynikow, bez kacowej
kalkulacji wspétczynnika kosztow efektyw§w/uzyteczndci. Lista ta mae by uzyta jako
niezalena analiza do poréwnania dwéch lubcedj programow, a nme@ tez by¢ podstaw
analiz innych typow, np. analizy kosztoéw-efektyweio Zalet, tej analizy jest wszechstronne
przedstawienie danych i umavienie odbiorcy wghdu w te dane, ktére najbardziej go
interesug.

Analiza kosztéw-efektywno Sci

Analiza kosztéw-efektywri@i polega na porownaniu kosztow i wynikow zdrowatmy
alternatywnych technologii medycznych, przy czymniky musz by¢ wyrazone w tych
samych jednostkach naturalnych (takich jak licztharzeér niekorzystnych, ktérych uniketo,
czas wolny od objawow choroby, zyskane layaia). Jej celem jest stwierdzenie, jakiej
réznicy w kosztach midzy porownywanymi technologiami odpowiadazmiza wyniku
zdrowotnego. Inkrementalny wspétczynnik kosztéwkefenosci®? stanowi stosunek zaicy
kosztow do ranicy wyniku zdrowotnego.

Analiza kosztéw-u zyteczno $ci

Analiza kosztow-gyteczndci wynikdw zdrowotnych jest szczegélnpostaci analizy
kosztow-efektywnéci, w ktorej wyniki alternatywnych programéw zdrotmgch wyraone
sa W latachzycia skorygowanych o jaké (QALY)>. Zalet, QALY jako miernika wynikéw
programOw zdrowotnych jest jednoczesne ujmowaniezykoi wynikajacych ze zmian
smiertelngci (zysku ilgciowego) i zmian w nasileniu objawéw chorobydb dolegliwdsci i

ograniczé wynikajacych ze stanu zdrowia (zysku j@kmwego).

*Y ang.cost minimisation analysis

*! ang.cost-benefit analysisv polskiej literaturze oketana te jako analiza wydajn@i kosztow.
*2 ang.incremental cost-effectiveness ratiGER.

*3 ang.quality adjusted life yearALY.
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Analize¢ kosztow-uyteczndci powinno s¢ stosowa, gdy:

» zalezna od zdrowia jak& zycia jest jednym z istotnych wynikow analizowanych
technologii (programow zdrowotnych),

* poréwnywane technologie dapardzo ré@norodne wyniki zdrowotne i konieczne jest
znalezienie dla nich wspdlnego mianownika, élwaajacego porownanie,

» poréwnujemy damtechnologt z inm, ocenion juz za pomog analizy uyteczngci.

Zaleca st wykonanie pomiaru preferencji w populacji ogolneppuszcza sikorzystanie z
opublikowanych bada Wykonanie takiego pomiaru wymagazkarazowego okkdenia
narzdzia, ktére bhdzie zastosowane w celu pomiaru preferencji stadwowda; wyboér
narzdzia naley uzasadri. W przypadku istnienia wkszej liczby bada nalezy przedstawd

wszystkie wyniki.

W celu pomiaru preferencji dla potrzeb ocengytaczndgci mazliwe jest zastosowanie
posrednich lub bezpwednich metod pomiaru preferencji. Zalecane jeskasgystanie
posrednich metod pomiaru preferencji, fatwych do wy&oia, poréwnania i interpretacji przy
wykorzystaniu zwalidowanych kwestionariuszy wzyku polskim. W przypadku pomiaru
preferencji przy zastosowaniu kwestionariusza EQ-Saleca s wykorzystanie
europejskiego zestawu norm uzyskanych za pemedzualnej skali analogow
(tzw. EQ-5D European Value S&j°*>’

Nie wyklucza st wykorzystania nakdzi bezpdéredniego pomiaru preferencjizgi wymaga
tego temat opracowania. Metody oceny preferengujaana danych uzyskanych z populaciji
pacjentéw lub populacji og6Im&j Wymaga si, aby bezpgérednia ocena preferencji dotyczyta
reprezentatywnej proby z populacji. Naleszczegdtowo scharakteryzofvaopulacg oraz
opisa& metod pomiaru.

Analiza minimalizacji kosztéw

Analiza minimalizacji kosztow m® by zastosowana, §& wiarygodne dowody naukowe
potwierdzaa, ze wyniki zdrowotne, czyli efektywré poréwnywanych programow
zdrowotnych g sobie réwne. W takim przypadku analiza polega aytka poréwnaniu
kosztow.

Modelowanie

W badaniach klinicznych Il fazy, ktore stanawirédto danych o wynikach stosowania
technologii medycznych, wybierane &omparatory nie zawsze odpowiagag praktyce
klinicznej w Polsce. Tymczasem bardzozmwa jest, aby komparator odpowiadat warunkom

** ang.visual analogue scaj&/AS.

%5 EQ-5D, European Value Set zostat uzyskany na padstl1 badametod, VAS przeprowadzonych w
szeciu paistwach Unii Europejskiej: Niemczech, Holandii, Wiej Brytanii, Finlandii, Szwecji i Hiszpanii.
Oparto go na 124 077 jednostkowych pomiaraghaczndci uzyskanych od 8 709 respondentow.

* Greiner W i wsp. A single European currency for-&EQ health states. Results from a six-country stiy J
Health Econom 2003; 4:222-31.

>’ Brooks R, Rabin R, de Charro F. The measuremehvaluation of health status using EQ-5D: A Eurapea
perspective. Evidence from the EuroQol BIOMED reskegrogramme. Kluwer Academic Publishers.
Dordrecht 2005.

%8 ang.informed general public
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Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza ekonomiczna

polskim — tak w¢c w fazie przygotowywania protokotu analizy konieezest konsultowanie
z ekspertami klinicznymi i przedstawicielami AOTM.

Sytuacje, w ktorych zalecane jest przeprowadzewidetowania, to:

potrzeba ekstrapolowania wynikdéw poza horyzont @zgshadania,

potrzeba przeleenia mierzonej w badaniu efektywstd eksperymentalnej (tzn.
wynikéw pdsrednich, wyraonych w skali specyficznej dla badanej choroby) na
wyniki koncowe wyteczndci (np. zyskane lataycia, zyskane QALY),

uogolnianie wynikbw z badania Kklinicznego do rzeuisye] praktyki oraz
przenoszenie wynikdw uzyskanych w jednym krajurdeego,

synteza poréwnawcza frednia, jéli brak odpowiednich badabezpadrednich,
dostarczanie warfoi szacowanych, gdy brak pomiarow begpednich,
wskepna ocena i planowanie bada

wczesna faza rozwoju nowej technologii, gdy brait yeszechstronnych bafla

Jeili konieczne jest modelowanie, najeprzedstawd struktue modelu. Zataenia modelu
powinny by jawne, dobrze uzasadnione i testowane w analizgeliwosci. J&li w modelu
ekstrapoluje s dane poza horyzont czasowy b@&dpierwotnych, nalgy zanalizowa
scenariusze: optymistyczny, pesymistyczny i neayral

Tabela 3. Zasady dobrej praktyki modelowania i wytgzne krytycznej oceny modeli.

Przedmiot oceny Zasady dobrej praktyki Pytania krytycznej oceny

Struktura modelu

Stany zdrowia | Struktura modelu powinna ltgk prosta, jak to Czy jasno zdefiniowano problem
mozliwe, ale jednocz&ie musi odpowiada decyzyjny, kontekst i perspekty®
problemowi decyzyjnemu i musi byggodna z Czy opisano istotne szczegoéty

ogolnie akceptowanwiedz na temat przebiegu przebiegu modelowanej choroby?
modelowanej choroby oraz zygkow przyczynowo- | Czy opisano i uzasadniono zaémia

skutkowych mgdzy zmiennymi. modelu?
Brak danych nie uzasadnia eliminowania standéw luGzy uzasadniono wybér stanéw w
upraszczania modelu. modelu? Jgi tak, to czy jest on

zgodny z wiedz na temat choroby?
Czy pomintto istotne stany zdrowiaP

Komparatory W modelu natg uwzgkdni¢ komparatory Czy okrglono komparatory?

zdefiniowane w niniejszych wytycznych szczego6ln|€zy obejmua one caty zakres
te stosowane aktualnie w praktyce. uzasadnionych i nidiwych do
zrealizowania w modelu opc;ji?

Horyzont Horyzont czasowy modelu powiniendy Czy okrglono horyzont czasowy
czasowy wystarczajcy, by wykazd trwate r@&nice w kosztach badania? 3 tak, czy jest on

i wynikach poréwnywanych strategii. odpowiedni do analizowanej sytuacji?
Dlugase cykli Cykl powinien by najkrétszym przedzialem Czy okrélono diuga¢ cykli w
(jesli uzywa sk | czasowym, w ktorym oczekujeestmian badanych | modelu?
modelu parametréw, odpowiadgjym charakterystyce Czy uzasadniono dtugé cykli? Jsli
Markowa) procesu chorobowego. tak, to czy odpowiada ona procesowi

chorobowemu?
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) Agencja Oceny Technologii Medycznych

Przedmiot ocen

y Zasady dobrej praktyki

Pytania krytycznej oceny

Dane wefciowe modelu

Identyfikacja
danych
wejsciowych

W modelu naléy wykorzyst& najlepsze dogpne
dane. Dla uzyskania kluczowych danych segwych
modelu naley przeprowadzi systematyczny przegl
literatury. Naley przedstawd dowody,ze taki
przeghd zostat przeprowadzony, lub uzas#&dego
brak. Jéli zrédtem danychssopinie ekspertow,
nalezy opis& metody ich uzyskania.

Czy w modelu przedstawiorimddia
danych?

Czy zastosowano prawidtowe metody
wyszukiwaniazrodet danych?
Czy okr&lono zakres zmienroi
parametrow?

Czy istniep przestanki sugerage
wybidrcze wykorzystywanie danych/?
Jesli wartosci niektdrych parametrow
0szacowano na podstawie opinii
ekspertow, to czy opisano sposob, w
jaki je uzyskano (np. kryteria doboru
ekspertow, ich liczl sposéb
uzyskiwania informacji)?

Modelowanie

W modelowaniu danych nailg stosowa ogdlnie

Czy opisano metodyzyte do

(7]

danych akceptowane metody biostatystyczne i modelowania danych? Czy spetnione
epidemiologiczne. sa 0goinie akceptowane kryteria
metod biostatystycznych i
epidemiologicznych?
Whaczanie Jednostki pomiaru, przedziaty czasowe, Czy jednostki pomiaru, przedziaty
danych do charakterystyki populacji mugsby¢ w catym modelu| czasowe, charakterystyka populagji
modelu wzajemnie zgodne. Akceptowana jest zaréwno  |w modelu wzajemnie zgodne?
symulacja deterministyczna, jak i probabilistyczna] Czy zastosowano korekpotowy
W celu wyregulowania zateych od czasu oszacowgcyklu?
nalezy uzy¢ korekty potowy cyklu.
Analiza wrazliwosci
Analiza Kazdy model musi zawietaanaliz wrazliwosci Czy przeprowadzono analizy
wrazliwosci kluczowych parametréw oraz uzasadnienie wrazliwosci dla wszystkich
analizowanego zakresu zmiegaootych parametréow | kluczowych parametrow? Czy
uzasadniono zakres zmiesnd
parametrow testowanych w analizie
wrazliwosci?
Walidacja modelu
Walidacja W celu ujawnienia ledéw zwihzanych z Czy zamieszczono stwierdzenie na
wewretrzna wprowadzaniem danych oraz struktmnodelu naley |temat przeprowadzenia walidacji
model systematycznie testosyap. sprawdd, czy w | wewretrznej?
przypadku aycia zerowych lub skrajnych wasit
wejsciowych uzyska sioczekiwane wyniki,
analizow& kod programu poddtem bkdow
syntaktycznych lub testowaowtarzalné¢ przy
uzyciu rownowanych wartdci wejsciowych. Jéli
istnieja zewretrzne (niezalene od uytych w modelu)
zrédta danych wégiowych i wyjsciowych, model
powinien by kalibrowany.
Walidacja Model naley poréwna z innymi modelami Czy zidentyfikowano inne modele
konwergencji | dotyczcymi tego samego problemu i w przypadku| dotyczce tego samego problemu?

réznic w wynikach, wyjani¢ ich przyczyr

Jeili tak, czy poréwnano ich wyniki i
w przypadku rénic wyjasniono ich
przyczyrg?
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3.7.

3.8.

3.8.1.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza ekonomiczna

Przedmiot oceny Zasady dobrej praktyki Pytania krytycznej oceny

Walidacja Walidacja zewatrzna odnosi gido zgodnéci Czy zidentyfikowano odpowiednie

zewrgtrzna wynikéw modelowania z bezgednimi dowodami | badania, ktérych wyniki mma
empirycznymi i ma@e polegd np. na poréwnaniu poréwna z wynikami modelu? Czy
pasrednich danych wygiowych modelu z przeprowadzono poréwnanie
opublikowanymi wynikami dtugoterminowych badgwynikéw? Czy stwierdzono edice i
(jesli takie istniep) wyjasniono ich przyczyny?

Ocena wynikéw zdrowotnych

Analiza ekonomiczna zmierza do oceny rzeczywistikamsekwencji stosowania danej
technologii w warunkach codziennej praktyki klimez. Naley mierzy¢ raczej efektywn&e
praktyczm, (tzn. wynik uzyskiwany w warunkach odpowiagidjch rzeczywistéci), a nie
efektywnag¢ eksperymentaln (wynik uzyskiwany w warunkach kontrolowanych préb
klinicznych), chybaze dane odnogze st do pierwszej § lepsze, co podwa ich
wiarygodnd¢. Dane dotycace efektywnéci praktycznej maj z reguly duo nizsz
wiarygodnd¢ niz dane dotyczce efektywnéci eksperymentalnej. W codziennej praktyce
nieczsto uzyskuje si takie efekty jak w zoptymalizowanych warunkach lgyr&linicznej
(eksperymentu Kklinicznego). A wd pochodzce z bada obserwacyjnych wyniki
efektywndci praktycznej, ktore sslepsze od wynikdw eksperymentalnych gkwaych w
przeghdzie systematycznym, naletraktowa z bardzo dig ostraznoscia i w przypadku ich
wykorzystywania dla celéw analizy ekonomicznej wngleprzedstawd argumenty
przemawiaice za ich wiarygodrigia.

W przypadku zwiaszcza nowych technologii dpse bywag tylko dane o efektywrigi
eksperymentalnej. W celu ekstrapolacji tych dangatwarunkéw rzeczywistej praktyki oraz
zbadania, jak rine wzajemne relacje efektyw§um eksperymentalnej i praktycznej wptywaj
na kaicowe wnioski analizy, naly — poza wykonaniem standardowej analizy w opacciu
efektywna¢ eksperymentalpn— przeprowadzimodelowanie i analizwrazliwosci.

Ocena kosztéw

W ekonomicznej analizie technologii medycznych malewzgkdniat tylko te koszty, ktore
odpowiadaj zasobom ziywanym podczas stosowania danej technologii w eoaim)
praktyce klinicznej. Perspektywa i horyzont czasdsagania kosztow musi byaki sam, jak
horyzont czasowy i perspektywa oceny wynikow klamgch. Z wyborem perspektywy i
horyzontu czasowegisle zwiazane § nastpne etapy, w ktorych identyfikujeeskategorie
rozpatrywanych w badaniu kosztéw oraz definiugesgiosdb ich pomiaru i oceny.

Kategorie kosztow

W analizie naley wyrézni¢:
1. koszty bezpgrednie medyczne,
2. koszty bezpgrednie nie medyczne,
3. koszty pdrednie w obgbie sektorawiadczeé zdrowotnych,
4. koszty pdrednie poza sektoreswiadczé zdrowotnych,
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3.8.2.

3.8.3.

{2} Agencia Oceny Technologii Medycznych

5. koszty niewymierne.

W przypadku perspektywy spotecznej uwertylia s¢ wszystkie ww. kategorie kosztow.
Nalezy oddzielnie przedstawiwyniki z uwzgkdnieniem kosztow bezprednich i psrednich
oraz z uwzgidnieniem tylko kosztow ponoszonych przez platnikdligznego w systemie
opieki zdrowotnej.

Identyfikacja zu zytych zasobdéw

Identyfikacja zuaytych zasobow wize st z koniecznécia okreilenia, ktore zasobyas
odpowiednie dla badanego problemu (choroby, inteojie Zaleca si najpierw doktadne
opisanie danej technologii w celu oklenia, ktore zasoby nate uwzgkdnic w analizie, a
nastpnie podgcie decyzji, ktére elementy powinny dbymierzone i oceniane oddzielnie.
W celu zidentyfikowania zasobow maych najwekszy wplyw na koszt catkowity

I inkrementalny naley przeprowadzi analizz wrazliwosci. Analiza wraliwosci stuzy
rowniez wskazaniu tych kosztow, ktére powinny ¢bynierzone i oceniane oddzielnie,
szczegbtowo — metadmikrokosztéw®, oraz tych, dla ktérych wystarczy metoda kosztéw
og6inyct®.

Pomiar zu zytych zasobow

Pomiaru zuaycia zasobow mima dokoné gromadzc dane pierwotne w ramach odpowiednio
zaplanowanego badania lub wtérnie, wykorzystugtniepce bazy danych.

Wybor zrodet danych zalyy od wymaganego stopnia szczegotéeianalizy. Powinien si
opier& na nasfpujacych kryteriach:

» perspektywa badania,

* udziat danego sktadnika w koszcie catkowitym lukr@gmentalnym,
» dostpnai¢ danych,

e rownowaga midzy wiarygodnécia wewretrzng i zewretrzna.

Zaletn pierwotnych danych o 2zytych zasobach jest da dokladné¢, wady -
czasochtonn&® i pracochtonné ich pozyskania oraz toe dane gromadzone w ramach
badania klinicznego zawiergjakze informacje o zasobach, ktérychzyaie indukowane jest
protokotem badania. Dane wtérne, np. z krajowyghstedw, charakteryzuje na ogotzdu
wiarygodnd¢ zewretrzna, ale mog by¢ niekompletne, poniewaw takich bazach nieas
uwzgkdniane wszystkie rodzaje zasobdw.

Do pomiaru zuaytych zasobow mie by wykorzystana metoda mikrokosztow, jak i kosztow
ogolnych, ré@niace st precyzjp oceny uytych zasobow. W jednej analizie vma te
zastosowa obie metody. Im wikszy jest wplyw danego sktadnika kosztow na koszt
catkowity lub inkrementalny, tym wksza powinna by precyzja jego oszacowania. Metoda
mikrokosztow jest wic bardziej odpowiednia dla tych elementow porownyyezh
interwenciji, ktére najprawdopodobniejria sie pod wzgédem kosztow, oraz dla interwencji

I zdarzé zachodzcych w teraniejszaci. Metoda kosztéw ogdlnych jest akceptowalna, gdy

*9 Metoda mikrokosztéwnicro-costing opiera si na szczegétowych danych o wszystkich zasobazytyth
w danej interwencji; aisto wiaze sk z gromadzeniem danych pierwotnych.

%0 Metoda kosztéw ogélnyclyfoss-costinjjopiera si na bardziej zagregowanych danych aytych zasobach.
Charakterystycznymi cechami metody kosztéw ogolrsiciprostota, praktyczrié i (zamierzona)
niewrazliwo$¢ na szczegOty specyficzne dla miejsca lub chargstgki pacjenta.
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3.8.4.

Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza ekonomiczna

uzycie doktadniejszej metody mikrokosztow nie wptymieacaco na wynik analizy. Precyzja
ma zazwyczaj mniejsze znaczenie w obliczaniu keszt&tore gda poniesione w
przyszigci.

Ustalenie kosztéw jednostkowych

Koszty jednostkowe aywane w analizie mugzby¢ okrelone zgodnie z perspektyw
badania. Maliwe jest zastosowanie naptijacych sposobdéw monetarnej ocenyzytych
zasobow:

» Kkorzystanie z listy standardowych kosztow,

« wykorzystanie wczaiej opublikowanych bada
» korzystanie z lokalnych taryfikatorow optat,

* bezpdrednia kalkulacja.

Wybo6r metody monetarnej oceny jednostekyrych zasobow naky uzaleni¢ od wybranej
metody pomiaru ztytych zasobow.

Korzystanie z listy standardowych kosztowglijgaka zostata opublikowana, zalecane jest
zwlaszcza, gdy kosztywiadczéh sa wycenione zgodnie z metodolagopracowan przez
Zespot Ekspertéw ds. Metodologii WyceSwiadczer Opieki Zdrowotnej wchodgych w
sktad Centralnej Bazgwiadczér Opieki Zdrowotnéf. Dla jednostek ziytych zasobéw,
majcych znaczcy udziat w koszcie catkowitym lub inkrementalnympze by niezlezdne
zastosowanie bardziej precyzyjnych metod, np. beepgaoiej kalkulacji kosztu
jednostkowego.

Korzystanie z lokalnych taryfikatorow optat jestkagane szczegoélnie wtedy, gdy badana
interwencja jest dogpna tylko w instytucji opieki zdrowotnej okilenego typu. Lista optat
obejmuje dua liczbe procedur iswiadcze, dane s dostpne dla badacza bez dodatkowych
naktadow pracy i wydatkow. €gto jest to najlepsza i jedynie dgsba metoda, ale optaty nie
zawsze odpowiadajrzeczywistym kosztom. Wykorzystanie optat jest adgtz wyboru

w przypadku analiz optacalé@ przeprowadzanych z perspektywy pfatnika pubkgm

W pozostatych przypadkach analityk powinien &kie relacg pomidzy optatami

a rzeczywistymi kosztami badanych interwenciji.

Bezpdrednia kalkulacja kosztow jednostkowych jest metathjbardziej pracochtomn
Uzywana jest do oceny jednostek zasobow, ktorey s&jzegoliny wptyw na koszt catkowity
lub inkrementalny, oraz gdy nie ma danych pochogzh z innychzrodet.

Decydujc sk na bezpéredni kalkulacg, nalezy dokon& wyboru:
» specyficznegdrodowiska,
* metody kalkulacji (albo ,,z gory w dot” albo ,z dotip gory”),

* metody alokacji kosztéw (np. kosztow z innych odétav szpitalnych, budynkdw,
0g06lnego wyposeenia oraz kosztow statych).

®1 Na przyktad nie ma sensu dokonywaeny monetarnej zytych zasob6w za pomgbezpdredniej
kalkulaciji, jesli przy pomiarze zaytych zasobdw korzystano z narodowych rejestréw.

62 Zar’za(dzenie Ministra Zdrowia z 4.09.2006 w sprawie pamid Zespotéw Ekspertéw do prac nad Ceniraln
Baz Swiadcze Opieki Zdrowotnej (Dz. Urz. Min. Zdrowia nr 14, pds7).
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Poniewa koszty jednostkowe magbyé rézne w zalenosci od swiadczeniodawcy, na
kalkulacg kosztow istotnie wpltywa wybor scodka. Zaleca s8i gromadzenie danych
o kosztach jednostkowych z co najmniej Gookow realizujcych dany typswiadczenia

o rcnym poziomie referencyjsoi (lub z wszystkich &rodkéw realizugcych dany typ
swiadczenia) i przeprowadzanie analizy @n&osci w oparciu o stwierdzone #dice
kosztow. Prezentag koszty nalgy uzywaé¢ zarowno miary tendencji centralnej, jak i miary
rozrzutu — dla cakei wynikéw i dla poszczegdélnych poziomow referemggh.

Kalkulujac koszty jednostkowe za pompmetody ,z gory w dot’, jako pierwotnychzywa
sig danych finansowo-administracyjnych pochgozh od swiadczeniodawcy. Metoda ta
moze by zastosowana w przypadku, gtlyiadczenia z danego oddziatu charakteryzi
wysokim stopniem jednorodéc. Mozna wtedy wykorzysta dane uzyskane bezygednio

z dziatu finansowego, dotygze kosztow personelu, materiatdbw medycznych orazneg
liczby osobodni w danym oddziale, w celu skalkulowsa kosztu jednego osobodnia.
W przypadku gdyswiadczenia w danym oddziale nie¢ gdnorodne, bardziej odpowiednia
jest metoda ,z dotu do gory”. W tym przypadku jestkowy kosztswiadczenia okrda sk
na podstawie pomiaru rzeczywistegozytia materiatdw, urdzer oraz czasu pracy
personelu, pawiecanego na wykonanie danej procedury u jednego ghoMYad metody
,Z dotu do gory” jest czasochtonfiooraz to,ze badacz nie zawsze ma riwos¢ dokonania
bezpdrednich szczegotowych pomiaréw. W praktyce ngjciej wzywa st kombinacji obu
opisanych metod.

Alokacji kosztow z innych oddziatéw, kosztow budgmk ogolnego wypos&nia oraz
kosztéw statych nals dokonywa metod, alokacji bezpérednief*.

Zalecane jest aycie standardowych warko do kalkulacji niektérych kosztow
jednostkowych’. Ich zastosowanie mie zmniejszy réznice w oszacowaniu tych kosztéw.

Utratt produktywndci spowodowas chorola lub przedwczesn smiercih zaleca s
szacowad przy zastosowaniu metody kapitatu ludzkiego (nmparciu osrednie zarobkfy.

Dyskontowanie

Przyjta stopa dyskontowa wynosi:
» w analizie podstawowej 5% dla kosztow i wynikbwaasotnych,

* w analizach wraiwosci — 0% dla kosztéw i wynikéw zdrowotnych, 0% dlgnikéw
zdrowotnych, 5% dla kosztéw.

%3 Metoda ta polega na zidentyfikowaniu oddziatéw tmmxdnio stiacych pacjentom (takich jak oddziat
chirurgiczny) i oddziatéw pomocniczych (takich jeilchnia, dziat finansowy), przypisaniu kosztéw odétav
pomocniczych najpierw oddziatom beZpednio stiacym pacjentom, a nagtnie alokowaniu kosztow
pomiedzy produktami tych oddziatéw.

%4 Standardowymi wartwiami s na przyktad: liczba dni pracy wagju roku orazrednie roczne zarobki, roczna
liczba godzin pracy zatrudnionych w tym sektorzekizdrowotnej i ich roczne zarobkrednia odlegté¢ do
szpitala (staaca do kalkulacji kosztéw transportu), stopa dyskw@tnia, stopa inflacji.

®wWedtug www.aodgp.gov.aufinternet/wcms/publishinfj®sntent/health-pbs-general-pubs-pharmpac-
glossary-glossh.htm.
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Wytyczne przeprowadzania Oceny Technologii Medycznych
Analiza ekonomiczna

Przedstawianie danych

Wszystkie dane powinny byprzedstawione w sposob przejrzysty, w formie tatyelznej,
wraz z podaniemzrodta danych. Dla wszystkich zmiennych nglepoda& szczegoty
dotyczce precyzji pomiaru. W analizach probabilistycznyetery zdefiniowa i uzasadri
rozktad zmiennych zastosowany do oceny niepdainparametréw weégiowych. Naley
opis& i uzasadri metody gromadzenia i analizy danych. Formularageudo gromadzenia
danych powinny by dofaczone do raportu jako zaizniki.

Przedstawianie wynikow

Wyniki analizy ekonomicznej powinny byrzedstawione w postaci:

» catkowitych wynikéw Klinicznych i odibnie catkowitych kosztow poroéwnywanych
technologi,

* inkrementalnego wspotczynnika kosztow efektywoio(w sytuacji dominacji lub
rozszerzonej dominacji).

Sposob przedstawienia powiniencktak przejrzysty, aby zapewnprawidtows interpretacg
analizy oraz maiwosci odtwarzania i wykorzystania danych w przyseto

Nalezy przedstawd rowniez wyniki analizy szczegélnych podgrup populacjiletaka
analiza zostata przeprowadzona. Powinna wskazyemi o ile oceniana technologia i
by¢ bardziej optacalna w podgrupacli m catej analizowanej populaciji.

Analiza wra zliwo sci

Niezbgdnym elementem prezentacji wynikéw analizy ekonamég jest analiza wediwosci,
stanowijca odniesienie si do problemu niepewsoi wynikbw oceny Kklinicznej

i ekonomicznej. Niepewrs¢ wynikow jest rezultatem braku niektorych danych,
niedostatecznej precyzji oszacowania watokontrowersji dotyczcych metodyki. Analiza
wrazliwosci umazliwia odniesienie si do problemu uogdlnienia wynikéw analizy, czyli laad
czy i w jakim zakresie wyniki oparte na pomiaractdanej probie populacji chorych i/albo
specyficznym kontedcie s prawdziwe w catej populacji i/albo innym kongele.

Jeili istnieja  watpliwosci dotyczce jakdci lub zwizku z analizowanym tematem
poszczegolnych badawtaczonych do metaanalizy, nale oddzielnie przedstawiwyniki
alternatywnych analiz (z wtzeniem i wyiczeniem budzego watpliwosci badania lub
bada).

Analiza wraliwosci jest niezlkdna ze wzgidu na niepewni@ wynikow analizy
ekonomicznej. Prosta analiza whiwosci®® ocenia wplyw na wniosek keowy zmiany
wartcici  jednej zmiennd] lub kilku zmiennycf’. Analiza granicznd wymaga
skalkulowania krytycznych wargoi zmiennych, przy ktérych zmieniagsivniosek kacowy.

% ang.simple sensitivity analysis

®7 analiza jednokierunkowa, angne-way sensitivity analysis
®8 analiza wielokierunkowa, angwlti-way sensitivity analysis
% ang.threshold analysis
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Analiza wartéci skrajnychH® ocenia wplyw przyjcia przez jeda lub kilka zmiennych
wartasci minimalnych lub maksymalnych (analiza najbarfpiesymistycznych i najbardziej
optymistycznych scenariuszy). Analiza probabiligty&’ uwzgkdnia prawdopodobiestwo
wystapienia poszczegolnych wagto z zakresu zmiensoi danego parametru.

Konieczne jest przeprowadzenie przynajmniej prostgjalizy wraliwosci: jedno-
I wielokierunkowe.

W analizie wraliwosci nalezy:
« zidentyfikowa niepewne (obazone btdem oszacowania) parametry,
o okresli¢ zakres zmienri@i niepewnych parametrow,

* oblicz¢ wyniki analizy przy zalgeniu okrglonej zmiennéci niepewnych
parametrow.

Zakres zmienngi parametréow powinien ldyokreslony na podstawie przeglu literatury,
opinii ekspertéw lub w oparciu o przedziaty u§nowokot sredniej. Mana te: zatary¢
prawdopodobny zakres zmierfigd parametrow, np. pewne koszty mogmieni& si¢
w zakresie od —15% do +25% waitopodstawowej. W analizach probabilistycznych maale
zdefiniow& i uzasadréi rozktad zmiennych zastosowany do oceny niepg&airmarametrow
wejsciowych.

Wyniki analizy wraliwosci zaleca si przedstawia w formie tabelarycznej i graficznej, np.
w przypadku analizy probabilistycznej — w postaaykve] akceptacji.

Dyskusja

Nalezy przedstawd dyskusg dotyczca danych, metod i gtéwnych wynikdéw: omawi
wszystkie istotne ograniczeniazytej metodologii, dogpnych danych i madiwosci

uogolnienia wynikéw, a tale ich znaczenie dla interpretacji i wykorzystanizaley w

podejmowaniu decyzji. Naky rowniez przedstawd wyniki innych analiz dotyczych tego
samego problemu i na ich tle oméwizyskane wyniki, uzasadngjewentualne rice.

Whnioski ko ncowe i streszczenie

Podstawowe wnioski wyptywage z analizy ekonomicznej naleuja¢ syntetycznie.

Streszczenie powstgie na kacu prac nad anakznie powinno przekracza2 stron druku.
Nalezy je zamidci¢ na pocztku opracowania przedstawiapgo analiz ekonomicza.

0 ang.extreme values analysis
" ang.probabilistic sensitivity analysis
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4. Analiza wptywu na system ochrony zdrowia

Analiza wptywu podjcia decyzji o finansowaniu lub niefinansowaniu rezanej technologii
medycznej ocenia wszystkie zasadniczezlwe i prawdopodobne nagistwa tej decyzji dla
systemu opieki zdrowotnej w Polsce.

Analiza wptywu na system ochrony zdrowia obejmujalae wptywu na budet oraz oces
konsekwencji organizacyjnych dla systemu ochronyowdh, a take ewentualnie —
moazliwych implikacji etycznych i spotecznych.

Analiza wplywu na buzet okréla konsekwencje finansowe wprowadzenia ocenianej
technologii medycznej w polskim systemie opiekiauotnej.

4.1. Analiza wptywu na bud zet

4.1.1. Populacja

W analizie wptywu na budkt populagi badar stanowa wszyscy chorzy, u ktérych dana
technologia medyczna me by zastosowana. Populacja badana definiowana jest na
podstawie zarejestrowanych dla danej technologkaza, przy czym nalgy rowniez bra
pod uwag lokalne restrykcje dotyaze maliwosci stosowania technologii medycznej poza
zarejestrowanymi wskazaniami, indukowane zapotzebeée (np. pewien odsetek chorych
dotychczas ,nieleczonych”¢dzie stosowat dantechnologe, poniewa jest skuteczniejsza

i ma lepszy profil bezpiecastwa), stopi@ wdrozenia nowej technologii oraz zmiany stopnia
wykorzystania dotychczas stosowanych metod. W przegstwie do analizy efektywriai
klinicznej i analizy ekonomicznej, w ktérych popcja badana jest zamkia (kohorta
chorych jest definiowana na patlzu i w danym horyzoncie czasowym wszyscyaazieni
chorzy pozostajw badanej populacji), w analizie wptywu na betlpopulacja badana jest
otwarta, co oznaczaze poszczegOllni chorzy wchagzlo populacji albo g opuszczaj
zaleznie od tego, czy aktualnie spetniazdefiniowane kryteria wtzenia. W niektorych
przypadkach, gdy technologia dotyczgisle okre&lonej grupy chorych (np. program
szczepienia kalego 12-letniego dziecka w danym roku), dla analpyywu na budet mae
by¢ odpowiednia populacja zamkia.

Wplyw decyzji na populagjnalezy ocené, wykonupc kolejno nasfpujace dziatania (jdi
maj one zastosowanie dla danej technologii):
» okreslenie rozpowszechnienia rozsanego stanu chorobowego,

» o0szacowanie liczby oso6b, dla ktorych istnialyby amdknia do zastosowania
technologi,

e 0szacowanie pozycji rynkowej technologii w posz@édegch wskazaniach na
podstawie estymaciji:

0 spodziewanego odsetka populacji, ktoryedde wywa rozwaanej
technologii, w zestawieniu z ¢xia populacji, ktora bdzie wywaé
technologii stanowdicych jej zamienniki w danym wskazaniu,

0 zakresu spodziewanego porzucenia technologii aktiakywanych na rzecz
ocenianej nowej technologii oraz zakresu stosowamhkdychczasowych
I nowej technologii.
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Zakres wptywu technologii natg ocent konstruujc alternatywne scenariusze — najbardziej
prawdopodobny, pesymistyczny i optymistyczny. Sdesae powinny b§ budowane

w oparciu o czynniki magce mi€ najwigkszy wptyw na stosowanie technologii orazné
oszacowania rozpowszechnienia stanu chorobowegppwszechnienia nowej technologii,
zastpowania dotychczasowych technologii oceniam spodziewanego stopnia jej
naduzywania. Rozway¢ nalezy wplyw obowhzujacych regulacji prawnych.

Perspektywa

Analize wptywu na budet naley przeprowadzi z perspektywy ptatnika publicznego
finansupcegoswiadczenia zdrowotne.

Horyzont czasowy

W analizie wpltywu na bugkt dokonuje s oceny wptywu danej technologii medycznej na
jednoroczny buzet opieki zdrowotnej w czasie kilku lat ngstijacych po wprowadzeniu
nowej technologii, zazwyczaj do ustalenia giwnowagi na rynku lub co najmniej wagu
pierwszych 2 lat od daty rozpagia finansowania danej technologii medycznegmalkow
publicznych.

Scenariusze porownywane

W analizie wplywu na bugt porOwnuje s raczej scenariusze oklene przez zbidr
interwencji, a nie specyficzne interwencje. Pod gavaierze st ,scenariusz istniagy”

I ,NOWY scenariusz”. ,Scenariusz istriey” jest zbiorem interwencji obecnie stosowanych
w danej populacji. ,Nowy scenariusz” jest scenaam przewidywanym po wprowadzeniu
nowej technologii: nowa technologia e by dodana do istniggych, mae zasipi¢
wszystkie lub niektore z nich. Zaenia dotyczce ,istniepcego scenariusza” oraz zmian
oczekiwanych w zwizku z dostpncicia nowej technologii medycznej powinny &y
w analizie opisane i uzasadnione.

Parametry uwzgl edniane

Parametry dla oceny wptywu na had obejmuy:
1. wielkos¢ i charakterystyk badanej populaciji,
2. scenariusz przedstawaay ,istniejaca praktylke”,
3. scenariusz przewidywany po wprowadzeniu nowej teldgii (,nowy scenariusz”),
4. Kkoszty ww. scenariuszy.

Rodzaj danych jest #ly w zalenosci od uwzgednianych parametrowZrodta danych s
bardzo zranicowane i obejmuaj publikowane i niepublikowane badania epidemiatage,
narodowe dane statystyczne, badania rynku, rejes@norodne bazy danych, opinie
ekspertow. Natey przedstawd zalety i wady ww.zrédet danych, opisakryteria doboru
zrédet danych, metody gromadzenia pierwotnych damyaanalizowania.

"2 Takich jak regulacje dotyaze refundaciji produktéw leczniczych.
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Wydatki i przychody bud zetowe

Wydatki budetu powinny by oszacowane tak, aby odpowiadaly rzecZgwe
dokonywanym optatom i rzeczyygie uzyskiwanym przez platnika publicznego
oszczdnasciom. Pociga to za sab wykorzystanie cen jednostkowych, ktére odpowiadaj
raczej taryfom i optatom nikosztowi alternatywnemu.

W analizie wpltywu na bugkt naley zwrock szczegdla uwag: na to, czy skalkulowane
oszczdnasci beda zauwaalne w rzeczywistej praktyce. Chbdowiem wiele interwencji ma
wplyw na zuycie zasobow (zmniejszenie liczby zabiegbéw, dnipitatizacji, konsultaciji,
itp.), nie ma to bezpoednich konsekwencji finansowych. Mimo tozgdane jest iléciowe
przedstawienie wptywu technologii nawviadczenia medyczne, poniewvanoze to mi€
implikacje praktyczne w planowaniu organizacji systi opieki zdrowotnej. Odbiorcy
analizy musz zaakceptowg ze w przewidywaniu alokacji zasobéw nieuniknionet jes
czynienie pewnych zaten, i wykaza che¢ przedyskutowania wiarygodsa tych zataen.

Zaleznie od rodzaju nowej interwencji istotne o by opisanie warunkow jej
wprowadzenia, takich jak potrzeba przeszkolenia sgelu, opracowania nowych
wytycznych klinicznych bdz zmiany zasad diagnostyki — i zwanych z tym kosztow.

W oparciu o okréenie wptywu na popula¢ji wynikow analizy kosztow efektywrdoi nalezy
oszacowa inkrementalne zmiany netto wydatkow publicznyclzakresie ochrony zdrowia
w wyniku podgcia decyzji dotycgcej rozwaanej technologii.

Nalezy wykona: osobne oszacowania dla poszczegélnych rodzajévatkea/>.
Nalezy zidentyfikowa aktualnie stosowane technologie medyczne.
Estymacja catkowitej inkrementalnej zmiany naktadéiwna uwzgédniac:

» wydatki zwhzane z nowtechnologi,

» koszt dodatkowych nakladéw w systemie ochrony zth@wiazanych z wdrgeniem
nowej technologii,

» obnizke naktadow zwizanych ze zmniejszonym stosowaniem dotychczasowych
technologii w przypadku przgjia na now technologg,

e zmniejszenie kosztow zwdanych z oszezincsciami w zakresie innyclwiadcze
(np. redukcy hospitalizaciji),

 analiz mazliwosci rzeczywistego zmniejszenia nakladow w  obszarach
przewidywanych oszeznaci.

Dyskontowanie

W analizie wpltywu na bugkt z zasady nie dyskontuje¢ skosztow, poniewa analiza ta
przedstawia przeptydrodkéw finansowych w czasie.

Przedstawienie wynikow

Dla kazdego roku w badanym horyzoncie czasowym naf@zedstawd zarowno catkowity,
jak i inkrementalny wplyw na bueét. Zwycie zasobow i wydatki natg przedstawd w

3 Takich jak refundacja lekéw, wydatki na lecznictsapitalne, wydatki na ambulatoryjopieke
specjalistycza.
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oddzielnych tabelach, w formie niezagregowanejagakc zmiany w poszczegoélnych latach
objetych horyzontem czasowym. Wptyw na wyniki zdrowotwe poszczegolnych latach
maozna przedstawianalogicznie.

Analiza wra zliwo $ci

Wyniki analizy wptywu na bugkt powinny by poddane bardzo wszechstronnej analizie
wrazliwosci. Zaleca si rozwaenie wielu ra@nych prawdopodobnych scenariuszy. Jako
minimum zaleca 8i przedstawienie zaten i wynikdw analizy tzw. scenariuszy skrajnych:
najbardziej optymistycznego i najbardziej pesynustego. Zaleca gi aby zakresy danych
uzytych do konstruowania scenariuszy oraz wszystkaozenia byly szacowane we
wspOtpracy z podejmagymi decyzje.

Jezeli pozytywna decyzja w odniesieniu do rozamaej technologii mie spowodowaistotne
konsekwencje dla wydatkéw publicznych w sektorastych nz ochrona zdrowia, to wplyw
taki powinien zosta przeanalizowany osobno. W szczegdébiadotyczy to wydatkow na
zasitki chorobowe i renty oraz innych ponoszonychamach powszechnego ubezpieczenia
spotecznego.

Wptyw na organizacj € udzielania swiadcze n zdrowotnych

Zaleznie od rodzaju nowej interwencji istotne meo by opisanie warunkow jej
wprowadzenia, takich jak potrzeba przeszkolenia s@elu, opracowania nowych
wytycznych klinicznych, zmiany zasad diagnostykizwiazanych z tym kosztow.

Jezeli jakos¢ wynikow uzyskiwanych przy stosowaniu rozpatrywategjhnologii zalgy od
dodwiadczenia i wprawy @odka stosujcego ¢ technologé oraz osob kluczowych, nalg
wskazaé na ten fakt, tak aby organizatorzy ochrony zdrowakreslili sposob
zagwarantowania wysokiej jako.

Aspekty etyczne i spoteczne

Analiza powinna obejmowazagadnienia relacji railzy efektywndcia a rowndcia dostpu.
W tym celu naley wskaz& na populag, ktéra prawdopodobnie ¢bizie korzystata
Zz omawianej technologii, i okii¢, jakie pozytywne i negatywne skutki aeoto dla niej
oznacza’®. Rozwaenia wymaga te czy pozytywna decyzja w odniesieniu do rozaej
technologii wptynie na koszty lub wyniki dotygze osbéb innych iistosujce & technologt
(wptywy zewretrzne). Jeeli koszty efektywnéci réznia sig w poszczegolnych podgrupach
populacji, naley rozwazy¢ rozktad kosztéw i konsekwencji w podgrupach.

Nalezy ocent:

e czy i ktore grupy pacjentow medyy¢ faworyzowane na skutek zatm przyjetych
w analizie ekonomicznej,

» czy niekwestionowany jest rowny degtdo technologii medycznej przy jednakowych
potrzebach,

" Wulff HR, Gotzsche PC. Racjonalna diagnoza i le@zeAktis — £6d 2005.
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e czy spodziewana jest da korzy¢ dla waskiej grupy osob, czy korz§ mata, ale
powszechna,

e czy technologia stanowi odpowiecha niezaspokojone dotychczas potrzeby grup
spotecznie updedzonych,

» czy technologia stanowi odpowiedla osdb o najwkszych potrzebach zdrowotnych,
dla ktorych nie ma obecnie deghejzadnej metody leczenia.

Nalezy rozwary¢, czy pozytywna decyzja w odniesieniu do oceniaieghnologii mae
powodowa problemy spoteczne, w tym:

* wplywa na poziom satysfakcji pacjentéw z otrzymywanepipmedycznej,
e grozi niezaakceptowaniem p@pbwania przez poszczegolnych chorych,
* powodowa lub zmieni& stygmatyzag,
o wywotywat Iek,
* powodowa dylematy moralne,
» stwarza& problemy dotyczce ptci lub rodzinne.

Nalezy tez przeanalizowd czy decyzja dotyexa rozwaanej technologii:

e nie stoi w sprzeczrsoi z aktualnie obowdizujacymi regulacjami prawnymi, czy
stwarza konieczrigé dokonania zmian w prawie/przepisach,

» oddziatuje na prawa pacjenta lub prawa cztowieka.
Nalezy okresli¢, czy procedura stosowania technologii naktadaegrine wymogi, takie jak:

» koniecznd¢ szczegoOlnego informowania pacjenta lub uzyskiwge@o zgody na
zastosowanie technologii,

e potrzeba zapewnienia pacjentowi nigdujacych warunkéw lub poufrici
postpowania,

* potrzeba uwzgldniania indywidualnych preferencji, potrzeba czyymeudziatu
pacjenta w podejmowaniu decyzji 0 wyborze metodstgpmwania.

Podsumowuc wptyw na aspekty spoteczne i etyczne, azealorganizacyjne, nma
opracowa analiz SWOT? finansowania ze&rodkéw publicznych rozwanej technologii
w stosunku do sytuacji istnigjej, a take okréli¢ potencjalnych zwolennikéw i
przeciwnikbw decyzji, z oszacowaniem spodziewanegopnia ich zaangawania w
popieranie lub krytyk decyzji.

4.4. Wnioski ko ncowe i streszczenie

Podstawowe wnioski wyptywage z analizy wplywu na system opieki zdrowotnejenal
uja¢ syntetycznie.

5z ang.Strength Weaknesses Opportunities Threatslzaj analizy strategicznejpierajcy sk na
zidentyfikowaniu silnych i stabych stron danegotppswania oraz szans i zaget z nim zwhazanych.
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Streszczenie powstgie na kacu prac nad anakznie powinno przekracza2 stron druku.
Nalezy je zamidci¢ na pocatku opracowania przedstawiapgo analig wptywu na system
opieki zdrowotnej.
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Stowniczek

Analiza inkrementalna (incremental analys)s

Analiza, w ktérej poréwnuje siréznice w kosztach alternatywnych technologii zzmica
w wynikach zdrowotnych uzyskanych za pomogch technologii.

Analiza kosztéwefektywnosci (analiza efektywngci kosztow,cost-effectiveness analysis

Analiza ekonomiczna, w ktérej bada garoéwno koszty, jak i konsekwencje poréwnywanych
technologii. W analizie kosztéw-efektyw§w wyniki przedstawiane as w jednostkach
naturalnych, np. wyleczenie, zyskane latgcia, czas wolny od objawéw choroby.
Warunkiem umaeliwiajacym przeprowadzenie analizy kosztéw efektywano jest
zastosowanie dla poréwnywanych programow tej sgalejostki pomiaru wyniku.

Analiza kosztéwkonsekwencji(analiza kosztéw i konsekwendfipst-consequence analysis

Analiza ekonomiczna, w ktorej przeprowadza lsilkulacg kosztow i wynikéw, ale wyniki
nie & wyrazone w postaci sumarycznej. Lista kosztow i konselajjenoze by uzyta jako
niezalena analiza do poréwnania dwdéch lukzegj technologii, a me tez by¢ podstavi dla
innych analiz, np. analizy kosztéw efektywino

Analiza kosztéwkorzysci (analiza wydajn¢ci kosztow,cost-benefit analysjs

Analiza ekonomiczna, w ktérej zaréwno koszty, jakwiniki musz by¢ wyrazone
w jednostkach monetarnych.

Analiza kosztéwuzyteczndaici (analiza ayteczndgci kosztow,cost-utility analysip

Analiza ekonomiczna, dolaca szczegobhn postaci analizy kosztow efektywrici, w ktérej
jednostls wyniku s lata zycia skorygowane o jaké (QALY) lub rownowaniki lat zycia
w petnym zdrowiu (HYE).

Analiza wedtug protokotu (per protocol analysis

Analiza obejmujca tylko chorych, ktérzy zakezyli badanie wedtug wcZriej ustalonego
protokotu.

Analiza wedtug zamiaru leczeniganaliza ITT jntention to treak
Wyniki analizowano w grupach wyaghnionych zgodnie z zaplanowanym leczeniem.
Analiza wptywu na budzet (budget impact analysis

Analiza ekonomiczna, ktérej celem jest oszacowarkensekwencji finansowych
wprowadzenia nowej technologii medycznej w ctiie okréglonego systemu opieki
zdrowotnej.

Analiza wrazliwosci (sensitivity analysis

Metoda, ktéra bada wptyw, jaki na wynik badania wenaja zmiany w kluczowych
zalazeniach  lub  parametrach. Analiza whieosci maze by prosta (jedno-
i wielokierunkowa), progowa, waroi skrajnych lub probabilistyczna.

Badanie eksperymentalngexperimental stugy

Badanie, w ktérym badacz aktywnie wplywa na pagepbdajc mu interweng w
warunkach eksperymentu, np.préby klinicznej. Badaksperymentalne me by z grup
kontrolm lub bez.
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Badanie kliniczno-kontrolne (case-control study

Badanie obserwacyjne, w ktérym dokonuje gorownania grupy oséb, u ktérych wysito
dane zdarzenie (np. choroba) oraz populaspb, u ktorych zdarzenie to nie wysto (grupa
kontrolna), pod wzgldem czynnikbw wysipujacych w przeszici w obu grupach
(okreslenia czynnika przyczynowego).

Badanie kohortowe(cohort study

Retrospektywne lub prospektywne badanie obserwacyf@bserwuje si grupy o0sob
eksponowanych i nie eksponowanych na dany czymyajka lub interwene.

Badanie obserwacyjngobservational study

Retrospektywne lub prospektywne badanie, w ktéradagsz obserwuje naturalny przebieg
zdarzé z grupm kontrolm lub bez, np. badanie kohortowe, badanie klinickontrolne.

Badanie pierwotne (primary research

Badania dostarczgje oryginalnych danych, a nie analiza danych uaygia z istniegcych
bada (tzw. badanie wtérne; secondary research).

Badanie pragmatycznegloutcomes study)

Alternatywna dla modelowania technika przeprowadzarceny ekonomicznej, w ktérej
oceniane $ koszty i efektywné& praktyczna programéw zdrowotnych (efektywdow
rzeczywistych warunkach), wygtujacych wtedy, gdy dany program realizowany jest w
rutynowej praktyce.

Bezwzgkdne zmniejszenie ryzyka ARR, absolute risk reduction

Bezwzgkdna arytmetyczna #hica pome¢dzy prawdopodobiestwem (ryzykiem) wyspienia
danego punktu kacowego w grupie kontrolnej i w grupie eksperymemegl

Chorobowas¢ (prevalencg

Czestas¢ wystepowania okrélonej choroby (liczba chorych) w olélenej populacji w danym
okresie.

Dominacja (dominancg

Dana technologia jest zdominowanaslijgest bardziej kosztowna i prowadzi do gorszych
wynikéw zdrowotnych od komparatora. Technologia prsminupca, jéli cechuje § lepszy
wynik zdrowotny i nkszy koszt od komparatora.

Dyskontowanie(discounting

Procedura itywana w analizie ekonomicznej w celu o{temia ,teraniejszej wartéci”
ponoszonych w przyszoi kosztéw lub odnoszonych w przys@o korzyéci. Opiera si ha
zatazeniu,ze w przysziéci pienkdz bedzie miat mniejsg wartas¢ niz obecnie (ekonomiczna
zasada preferencji czasowych)

PV =FC x DF

PV - tera&niejsza warté¢ kosztow ponoszonych wagju n lat
FC - koszty ponoszone w przysato

DF - wspotczynnik dyskontowania
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Efektywnosé eksperymentalna(skutecznéc, efficacy

Wynik zdrowotny danej interwencji uzyskiwany w wakach randomizowanych, préb
klinicznych.

Efektywnos¢ kliniczna

Pojcie obejmujce efektywné¢ eksperymentalni praktyczn.

Efektywnosé praktyczna (efektywndc¢, effectivenegs

Wynik zdrowotny danej interwencji w warunkach rubyvej praktyki klinicznej.
Ekstrapolacja (extrapolatior)

Przewidywanie wartai zmiennej zalenej dla tych wartéci zmiennej niezalanej, ktore lea
poza obszarem zmienstd zmiennej niezalaej wytym do budowy modelu predykcyjnego.

Grupa kontrolna (control group

Grupa pacjentdbw w badaniu klinicznym, z ktéporéwnuje si grupe badam. Grupa
kontrolna mae by historyczna (pochodzi z okresu weéarjszego, poprzedzgego
wiasciwa analiz) lub réwnolegta.

Handlowanie czasen(time-trade off

Metoda pomiaru preferencji, w ktorej osoba dost@sca informacji o swojej preferencii
dokonuje wyboru porgdzy dwiema opcjami, ktérych wynikiagspewne. Badany ma do
wyboru: albozy¢ w stanie zdrowia A (uwanym za lepszy nizgon, ale mniej korzystnym
niz petnia zdrowia) przez czas t(A) (oczekiwana didgo/cia dla danego chorego w stanie
zdrowia A), albazy¢ w stanie zdrowia B, bardziej pgdanym nk stan zdrowia A, przez czas
t(B), krotszy od t(A). Skracag t(B) i pozostawiajc ten sam czas t(A) mana okréli¢ punkt,
w ktérym ocenigjcy jest obojtny wobec dwoch opcji. Czas t(B), przy ktérym badgjtak
samo ocenia sytuacje A i B (sytuacja indyferenopzwala okré&li¢ wartas¢ preferencji stanu
zdrowia A. Wartéc¢ preferencji stanu zdrowia obliczana jest przezzpdnie t(B) w sytuacji
indyferencji przez t(A). Na przykiad, § chory poruszajcy si w wozku inwalidzkim
zamienitby 1 rok swojegaycia na 0,5 roku przgte w peilnym zdrowiu, warté jego
aktualnego stanu zdrowia wynosi 0,5 (0,5:1 = 0,5).

Historia naturalna choroby (natural history of diseage
Przebieg choroby bez leczenia.

Horyzont czasowy(time horizon

Czas objty analiz.

lloraz hazardéw (hazard wzgidny, wspétczynnik ryzyka, wskaik ryzyka, ryzyko
zdrowotne, HRhazard ratig

Pod wzgtdem interpretacyjnym pegie analogiczne do ryzyka wzghego - jest wynikiem
analizy krzywych Iub tabeli przgwalncgcii W analizie tej poréwnuje i

prawdopodobigstwo zajcia jakiegd zdarzenia w badanych grupach w élarym czasie,
zakladajc, ze zdarzenie to do tej pory nie wysito.

lloraz szans(OR, odds ratiq

lloraz szansy wyspienia okrélonego stanu klinicznego w grupie z danym czynmikie
(grupa eksperymentalna) i szansy wpgtnia tego stanu w grupie bez tego czynnika (grupa
kontrolna). W badaniach kliniczno-kontrolnych peao by rowniez iloraz szansy nazania
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na dziatanie potencjalnego czynnika sprawczego wpigr w ktérej dany punkt Kaowy
wystapit, i szansy nargenia na dziatanie tego samego czynnika w grupié¢r&ne;.

Inkrementalny wspofczynnik kosztow efektywndci (inkrementalny wspotczynnik
efektywndaci kosztow, ICERjncremental cost-effectiveness ratio

Wspotczynnik, ktéry oblicza sj dziehc réznice kosztow pomgdzy porownywanymi
interwencjami przez tnice wyrazonej w jednostkach naturalnych efektyweio Informuje,
ile kosztuje uzyskanie dodatkowej jednostki wynjkay zasipieniu jednej interwencji inp
lub tez, jakie kgda oszczdnasci wynikajace ze zmniejszenia efektywdu o jednostk.

Jednostki obliczeniowe ziytych zasobow(counting unit¥

Jednostki, w ktorych wyta sk zuzyte zasoby, np. zycie lekow wyraa sk liczba dawek,
swiadczenia medyczne - licgzbwykonanych procedur, leczenie szpitalne — lkczini
spedzonych w szpitalu.

Komparator (technologia alternatywna, technologia porownywaoanparatoy
Standardowa technologia (interwencja) poréwnywahadamn technologi.
Koszt (cos)

Wielkos¢ naktaddéw ziytych do realizacji danego programu zdrowotnego komsekwencji
uzyskania okrdonego wyniku.

Koszt alternatywny (opportunity cost
Koszt najlepszej opcji, ktartracimy, realizujc dam technologg.
Koszt bezpdredni (direct cos}

Wartas¢ wszystkich débr, ustug i innych zasobowzytych w czasie realizacji danej
technologii. Wyré@nia sk koszty bezpérednie medyczne (np. wydatki poniesione na zakup
lekbéw, sprztu medycznego, pracpersonelu medycznego, pobyt w szpitalu, diagn@ytyk
oraz niemedyczne (wydatki zawane z transportem do szpitala, opieka nieformalna,
stosowanie specjalnej diety).

Koszt posredni (indirect cos}

Koszt pégrednio zwazany z realizagj danej technologii medycznej, np. koszty wynikaj z
utraty lub zmniejszenia zdolé@ do pracy wskutek choroby lub utraty produktyweio
wskutek zgonu.

Krzywa akceptacji (cost-effectiveness acceptability cuives

Wykres, w ktdérym na osi x przedstawiona jest wrfgotowasci do ptacenia” za dodatkaw
jednostlke wyniku danej interwencji, a na osi y prawdopodabte/o (szansa)ze dana
interwencja kdzie opfacalna. Przedstawia ,niepewtiooszacowania optacaldo danej
interwenciji.

Lata zycia skorygowane o jakéé (Quality Adjusted Life Years, QALY

Jednostka ok&ajaca wyniki w analizie kosztow ayteczndci. Okresla stan zdrowia
jednoczénie w ugciu ilosciowym i jakagciowym. Jeden rokycia w petnym zdrowiu réwny
jest 1 QALY, 1 rokzycia oceniony przez pacjenta jako 40 % petnegovzidrto 0,4 QALY.

Metaanaliza (metaanalysis

Technika statystyczna sumowania wynikéw kadetyczcych tego samego problemu i
zawieragcych informacje na temat tego samego punktickwego. Celem metaanalizy jest
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dostarczenie bardziej precyzyjnych informacji zz&jupuli danych. Jest na ogot bardziej
wiarygodna ni pojedyncze badanie w celu potwierdzenia lub odemizchipotezy.

Metoda Delphi (Delphi method, Delphi surviey

Metoda uzyskiwania opinii ekspertow. Polega na wypeiu przez ekspertow
kwestionariuszy w kilku, zazwyczaj 3-4 etapach. \&zdym etapie badagy przeghda
I zestawia wyniki, a nagbpnie przedstawia wnioski w celu uzyskania odpowiedd
ekspertéw. Proces ten zazwyczaj trwaadptaz odpowiedzi § zgodne z poprzedzgaym
etapem, co oznacza uzyskanie consensusu.

Metoda kapitatu ludzkiego (human capital approagh

Metoda szacowania wa#m potencjalnej utraty produktywdo lub potencjalnej utraty
zarobkow, kdacych konsekwengjchoroby. Termin ,potencjalny” ayty jest dlategoze w
przypadku trwatego inwalidztwa lub przedwczesmejerci w okrélonym wieku, jako koszty
posrednie liczona jest catkowita wasto produktywndci lub zarobkéw od tego wieku do
wieku emerytalnego.

Metoda slepej proby (zalepienie,blinding)

Metoda prowadzenia proby klinicznej zmiewga do ograniczenia wplywu wiedzy o
stosowanym sposobie peggbwania na wyniki eksperymentu. Metoda pojedynciepej
préby polega na tynye tylko badani lub tylko ocenigy nie wieda, czy badani otrzymauj
placebo, czy lek. W metodzie podwojnikepej proby ani badane osoby, ani prowsayz
obserwacje (fdz oceniagcy wyniki) nie § zorientowani, kto z badanych najedo grupy
doswiadczalnej, a kto do grupy kontrolnej. Potrgjrilepa préba maskuje informacje o
zastosowanej interwencji przed osobami badanyriv@dzcymi obserwacje i ocengymi
wyniki.

Modelowanie (modelling

Technika analitycznazywana w celu symulowania rzeczysie wystpujacych procesow
lub zdarzé. Modelowanie umdiwia integrowanie pochodzych z ré&nych zrédet danych
o kosztach i wynikach oraz uwzghianie ich prawdopodohistwa..

Model efektow losowych(random effects model

Model stosowany w metaanalizie do oszacowaniu $elkefektu i jego znamiengoi
statystycznej. Ujmuje zmienk® w obrbie bada i pomidzy badaniami. Wnioskowanie
oparte jest na zateniu, ze badania wiczone do analizyaslosows préka z hipotetycznej
populacji bada. Wykazuje tendene¢j do konserwatyzmu (szerszy ClI),§ljeistnieje
heterogeniczng.

NNH (humber needed to harm)

Liczba pacjentow, u ktérych stosowanie danej teldgiomedycznej zamiast komparatora
spowoduje pojawienie i jednego dodatkowego zdarzenia niglanego — efektu
szkodliwego.

NNT (number needed to tréat

Liczba, ktéra okréa, ile 0s6b musi zostgpoddanych danej terapii, aby zapobiec wy®niu
jednego niekorzystnego wyniku klinicznego lub uzaéshozytywny efekt u jednego z nich.
Oblicza st ja jako:

» odwrotng¢ bezwzgtdnego zmniejszenia ryzyka wynego w utamku dziegnym,

* odwrotnag¢ iloczynu wzgédnego zmniejszenia i ryzyka odniesienia.
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NNT dla programoéw profilaktycznych obliczegsig wzoru: 1/(proporcja osob odnasych
korzys¢ z interwencji kontrolnej - proporcja oséb odngszh korzyé z interwencji
badane)).

NNT dla programow terapeutycznych oblicza wig wzoru: 1/(proporcja oséb odnasych
korzyé¢ z interwencji badanej - proporcja osOb odnmogzh korzyc¢ z interwencji
kontrolnej).

Ocena technologii medycznyclthealth technology assessment

Postpowanie podsumowgge dostpne informacje o zdrowotnych, ekonomicznych,
spotecznych i etycznych aspektach a@inych z zastosowaniem technologii medycznych,
prowadzone w sposéb systematyczny, przejrzystywypaczony (nieobarczony datem
systematycznym) i solidny. Proces oceny kliniczhekonomicznej oraz innych dowodow
dotyczcych zastosowania technologii w celu sformutowaraéecé na temat najbardziej
wydajnego zastosowania danej technologii.

Perspektywa(perspectivg

Punkt widzenia, z ktdrego przeprowadzona jest aadhp. perspektywa spoteczna, pacjenta,
swiadczeniodawcy, ubezpieczyciela ptatnika publigm)e

Precyzja (precision)

Stopier, w jakim wyniki pomiaru g powtarzalne. Odzwierciedla doktadidooszacowania
badanej wielkéci rzeczywistej.

Preferencje (preferencep

Poziomy zadowolenia lub niezadowolenia, ktére jestiken lub zbiorowét wiaze z wynikiem
zdrowotnym.

Proba kliniczna (clinical trial)

Eksperymentalne badanie Kkliniczne, w ktorym wyriikidanej interwencji, wykonywanej w
grupie oséb zwanej grapbadam lub ramieniem eksperymentalnymg porownywane z
wynikami w grupie kontrolnej (ramieniu kontrolnymgtrzymupcej interwengj stanowica
opci dla interwencji badanej. Komparatorem zadoy¢ interwencja aktywna, placebo lub
zaniechanie pogbowania. Proba kliniczna z zaknia oznacza poddanie dwom,
poréwnywanym interwencjom grup naieych do tej samej populacji. Zatem osoby w grupie
badanej winny odpowiadabosobom w grupie kontrolnej. Grupy badana i kom@anog by¢
rownolegte lub naprzemienne.

Przedziat ufndsci (Cl, confidence interval

Okresla stopié precyzji (a raczej braku precyzji) danego oznaeefwykle podaje gi95%
przedziat ufnéci (95% CI), czyli przedziat wartoi, w ktorym z 95% pewrigia znajduje si
prawdziwa warté¢ danego parametru (RR, RRR, ARR, ARI, NNT, wéetdredniej, itp.) w
badanej populacji. 3& w tym przedziale zawarte jest O dlaznicy ryzyka lub 1 dla ryzyka
wzglednego albo ilorazu szans, to jest to rownoznaczieakiem istotnéci statystycznej
danego wyniku (p >0,05).

Przeglad systematyczny(SR, systematic revigw

Badanie, ktére stanowi podsumowanie dowoddéw datyeh jasno sformutowanego
problemu, przeprowadzone wedlug ware] opracowanego protokotu, przyzyciu
doktadnie przedstawionych metod identyfikacji, wgloa krytycznej oceny badaoraz
ekstrakcji, zestawienia, poréwnania i raportowaich wynikow. Metody statystyczne
sumowania wynikéw (metaanaliza) mp@le nie musgby¢ zastosowane.
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Punkt koncowy (endpoinj

W probie klinicznej punkt kicowy odnosi s do choroby, objawu podmiotowego lub
objawu przedmiotowego stanawego jeden z zakonych wynikdw badania. Rezultaty préby
klinicznej generalnie okéaja proporcg oséb whczonych do badania, u ktérych w okresie
badania wysipit wyjsciowo zdefiniowany kliniczny punkt k@owy do ogdlnej liczby osbéb
wtaczonych do badania. Gdy pacjent agsie punkt kacowy zwykle wyhczany jest z
dalszej interwencji (gt termin punkt kacowy).

Wyroéznia sk istotne klinicznie (zgony, zachorowania, wyleczgridarzenia niegadane,
jakos¢ zycia zwhzana ze zdrowiem) i zagicze punkty kacowe (surogaty, np. parametry
fizjologiczne i anatomiczne).

Randomizacja(randomisation
Proces losowego przypisywania badanych do grupyezimentalnej i do grupy kontrolne;j.

Randomizowana préba Kkliniczna (randomizowane badanie kliniczne, badanie Klingczn
z randomizag, eksperymentalne badanie kliniczne z losowym detmobadanychRCT,
randomised controlled clinical triql

Poréwnawcze badanie eksperymentalne, w ktérym trizgslosowo przypisywaniasdo
grupy badanej i kontrolnej.

Rozszerzona dominacjgdextended dominange

Inkrementalny wspoétczynnik kosztéw efektywsoodla danej alternatywy jest wgzy niz dla
nastpnej, bardziej skutecznej alternatywy.

Ryzyko wzgkdne (RR, relative risk

lloraz prawdopodobiestwa (ryzyka) wysipienia danego punktu koowego w grupie
eksperymentalnej, w ktoérej stosujec sbceniam interwencg (lek, zabieg), i w grupie
kontrolnej.

Seria przypadkow (case series

Raport na temat przypadkéw danej choroby, zawieyagazwyczaj informacje na temat
przebiegu choroby i odpowiedzi na leczenie. Bralpgrkontrolne;.

Standardowa loteria (standard gamble

Metoda pomiaru preferencji, w ktorej osoba dosi@aca informacji 0 swojej preferencii
(badany respondent) dokonuje wyboru pgiay dwiema opcjami. Pierwsza opcja to
pozostanie do kaa zycia w stanie okrdonego, niepeinego zdrowia, druga opcja to
hipotetyczna oferta pagiowania (terapii), ktére doprowadzi do pelnego adaolub do
nagtego zgonu. Okéka sk procentowe prawdopodobigtwa powrotu do zdrowia i zgonu po
zastosowaniu tego pegowania (suma tych prawdopodaisér wynosi 100%). Respondent
musi spekulow& czy chciatby podda sic oferowanemu pogpowaniu o okréonym
prawdopodobigstwie dobrych i ztych konsekwencji, czyztevolatby pozosta przez reszt
zycia w stanie niepetnego zdrowia (opcja pierwsiajacyjnie stawia girespondenta przed
kolejnymi, spekulatywnymi wyborami zmienigj zaktadaa wielkos¢ prawdopodobigstw.
Wartas¢ prawdopodobigstwa powrotu do zdrowia, przy ktérym badanej osatagrudnie;
jest podj¢ decyzg (sytuacja indyferencji) jest miapreferenciji. Wielké¢ ta uznawana jest
za wartd¢ uzyteczndci badanego stanu zdrowia. Na przykfadli jeytuacja indyferencji
wystpuje, gdy prawdopodohistwo powrotu do zdrowia wynosi 45% (a
prawdopodobigstwo zgonu 55%), aytecznd¢ ocenianego stanu zdrowia oflema jest jako
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0,45. Im mniejsza wargd prawdopodobigstwa, tym nisza uytecznd¢ ocenianego stanu
zdrowia

Standaryzowanasrednia roznica (SMD, standardized mean differehce

Metoda stosowana w metaanalizie do wspoélnego oszata efektu danej interwencji
ocenianego w poszczegollnych badaniach za pam@mnych instrumentow pomiarowych
(np. zmniejszenia natenia bélu ocenianego wadych skalach).

Synteza danych(data synthes)s
taczenie danych pochoglzych z r@nychzrédet.
Synteza dowodoéw(synthesis of evidence

Ogolny termin opisuicy metody aywane do sumowania wynikdw w Klinicznie istotny
wniosek w celu udzielenia odpowiedzi na zdefinioav@ytanie kliniczne. Obejmuje przedl|
systematyczny (z metaanalilub bez), podsumowanie jad@mowe lub narracyjne.

Srednia wazona réznica (WMD, weighted mean differerce

Metoda stosowana w metaanalizie do wspoélnego oszata efektu danej interwencji w
poszczegolnych badaniach, w ktorych efekt mierzenaej samej skali agtej. Przy
okreslaniu sredniej wielkaci efektu waga przypisana wynikom poszczeg6lnyatabaalery
od ich precyzji.

Technologia medycznghealth technology

Kazda interwencja, ktéra mie by wykorzystana do promowania zdrowia, zapobiegania,
diagnozowania lub leczenia chordb, w rehabilitdafi opiece dtugoterminowej. Obejmuje
leki (produkty lecznicze), wyroby medyczne, proagdub systemy organizacyjne stosowane
w opiece zdrowotnej.

Uzytecznas¢ (utility)

Wartai¢ liczbowa przypisana przez daosolz stanowaca ilosciowa miar preferencji dla
danego stanu zdrowia lub wyniku zdrowotnego. Umewnkytecznd¢ mierzona jest za
pomog skali punktowej, gdzie 0 oznacg&aier¢, a 1 - najlepszy stan zdrowia,

Walidacja (validation)

Proces ustalania stopnia tra§op celowdci testu albo wznosci, doktadndci narzdzia
pomiarowego.

Warto§¢ podstawowa lub wygciowa (baseling

Pomiary dokonane na patku badania, z ktorymi poréwnywana gyniki uzyskane na
trakcie lub na kacu badania.

Warto§¢ zaktualizowana (present valug

Obecna wart@& wptywow i/albo wydatkow pieriznych, ktore zostanzrealizowane dopiero
po uptywie pewnego czasu. Obliczanie weaeto zaktualizowanej nazywa ¢si
dyskontowaniem. Wartd zaktualizowana netto nét present valye stanowi sura
zdyskontowanych, oddzielnie dla Zkego roku, przeptywéw pieginych netto
zrealizowanych w calym okresie @hbjm rachunkiem, przy stalym poziomie stopy
dyskontowej (procentowe)).

Wiarygodnos¢ wewngtrzna (internal validity)

Stopier, w jakim wnioski wycagnicte z badania odpowiadajrzeczywistemu zvazkowi
pomiedzy badanym pogpowaniem a obserwowanym punktem&owym w danym badaniu.
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Wiarygodnosé zewretrzna (external validity

Stopier, w jakim wnioski wycignicte na podstawie badania préby, zna odnié¢ do catej
populacji.

Wzgledne zmniejszenie ryzykaRRR, relative risk reduction

lloraz bezwzgldnego zmniejszenia ryzyka (ARR) i ryzyka w gruptakolnej (RR). Ryzyko
w grupie kontrolnej (RR) i wzgtine zmniejszenie ryzyka (RRR) dopetnigje do jedndci
(RR + RRR =1).

Zapadalnos¢ (zachorowalngg, incidencé

Liczba nowych zachorowiana okrélona chorolz w stosunku do wiellkiei badanej populacji
(np. ludndci na okrélonym terenie), stwierdzona w oklenym przedziale czasu (miesj
rok), wyrazona wspoétczynnikiem.

Zyskane latazycia (LYG, life years gained

Srednia liczba latycia w przeliczeniu na jedna ospbyskana dzki zastosowaniu badane;
interwenciji.

47



