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Streszczenie

Catosciowy koszt opieki medycznej 1 farmaceutycznej stale wzrasta. Sumaryczny wydatek pono-
szony przez spoleczenistwo, instytucje opieki zdrowotnej oraz pacjentéw, w zestawieniu z kosztami
finansowymi bedzie coraz powszechniej analizowany i musi zostaé w przyszloéei okre§lony.
Bedziemy stale wypelia¢ zadania na polu farmakoekonomii. Oznacza to, ze przedsigbiorstwa
inwestuja oraz beda kontynuowaly inwestowanie w rozwoj nowych substancji farmakologicznych.
Ale oczywiste strony negatywne rowniez beda wykazywaly dobre strony, jak to zostalo przed-
stawione przez Adriana Towse, szefa Biura Farmakoekonomii Medycyny w Wielkiej Brytanii
- ,,Farmakoekonomia zdrowia stwarza okazje¢ dla przemysiu farmaceutycznego do wykazania
swojej wartosci dla spoleczenistwa oraz drogg dla systemu opieki zdrowotnej do identyfikacji tej
wartosci”.

Wstep

Do niedawna wykazanie bezpieczenstwa oraz skutecznosci leku bylo jedynym
wymogiem koniecznym do przeprowadzenia rejestracji leku i wprowadzenia go
na rynek. Mniej srodké6w finansowych przeznaczano na badania majace okres-
li¢ odpowiednia oraz uzasadniona ekonomicznie ceng produktu. Sposob okres-
lania ceny w ,,dawnych czasach” w klasyczny sposob, tzw. ,,géra—dot”, prze-
prowadzany byt przez grupe kierownicza, ktéra na podstawie danych z badan
rynkowych ,, wymyslata” cen¢ nowego leku. Nie mialy wowczas miejsca zadne
dzialania na gruncie farmakoekonomii, jak rowniez nie istniala $wiadomos¢
ani zadne doswiadczenia w tej dziedzinie. Powyzsza sytuacja ulegla drastycznej
zmianie w przeciagu ostatnich lat. Poczawszy od okresu przejSciowego, kiedy
prace farmakoekonomiczne byly przeprowadzane jako ostatnia czynnos¢ dla
wybranych lekéw, wylacznie w zakresie planowania cen, i to na okres jednego
roku, wigkszos¢ znaczacych przedsigbiorstw przyjela bardziej konkretny spo-
s6b podejscia do zagadnienia (rycina 1).

Wszystkie zasadnicze galezie gospodarki rynkowej sa obecnie zaangazowa-
ne w dzialania na polu farmakoekonomii. Przedsigbiorstwa przeznaczaja dwa
rodzaje swoich zasobow: pieniadze oraz site ludzka na badania w zakresie
ekonomii ochrony zdrowia. Na przyklad w firmie Lilly ilos¢ os6b bioracych
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Rycina 1
Firmy rozpoczetly dziatania w dziedzinie farmakoekonomii
Stare Dobre Czasy Nowa §wiadomo$c Zintegrowana
Farmakoekonomia
— Brak dzialan w zakresie — Badania farmakoekono- — Wigkszo§¢ firm zaanga-
farmak oekonomii miczne w poznej fazie zowana w badania farma-
— Klasyczne podejécie — Analizy ekonomiczne koekonomiczne
,»,gora-dot” P dla wybranych lekéw » — Istotne naklady
— Brak §wiadomoéci 1 wie- — Planowanie ceny na — Planowanie ceny do 5 lat
dzy o farmakoekonomii max. 1 rok do przodu — Jasny obraz farmako-
~ Sredniego stopnia $wia- ekonomii
domosé i wiedza — Wysoka swiadomosé

i doswiadczenie

udzial w badaniach farmakoekonomicznych ulegta zwigkszeniu z 2,5 osoby
w 1988 roku do okolo 50 os6b na calym §wiecie w roku 1995. Stanowi to
wzrost o 2000% w okresie 7 lat. Wzrosta nie tylko liczba pracownikow, lecz
rowniez ich kwalifikacje oraz doswiadczenie. Szacuje si¢, ze w przyszlosci
odsetek nakladéw na badania w zakresie ekonomii zdrowia stanowil bedzie
10% calosci wydatkow na badania naukowe. Zmianie ulegta rowniez perspek-
tywa planowania. Fazy badan ekonomicznych w dziedzinie ochrony zdrowia
beda obecnie rozpoczynaly si¢ bardzo wezeSnie w procesie badan nad nowym
lekiem i beda stale prowadzone, az do momentu zakonczenia opieki nad
pacjentem. W chwili obecnej farmakoekonomia uzyskala okreslone oblicze,
tak ze kazda galaz gospodarki bardzo chetnie ja wykorzystuje w procesie
planowania przyszlych inwestycji. Wewnegtrzna $wiadomosé w zakresie tej
nowej, sprzyjajacej sytuacji jest obecnie bardzo wysoka. Jednym z najistotniej-
szych elementow pracy ekonomisty w firmie farmaceutycznej jest ksztalcenie
ludzi w zakresie ,,realnych” mozliwosci, jakie niosa ze soba tego typu analizy.

Dlaczego tak si¢ stalo? Brany dotychczas lekka rgka przez wiekszo$é
Europejczykow hojny system finansowanej przez panstwo opieki medycznej,
ktory rozkwitt w Europie, staje si¢ powoli polem pod dyskusje z uwagi na stale
rosnace koszty opieki medycznej (6-9% rocznie), co ma si¢ w znacznej dys-
proporcji do wzrostu gospodarczego (2-4% rocznie). Nie ma obecnie wystar-
czajacych zasobow mogacych zapewni¢ wszelka technicznie mozliwa iloS¢
dzialan nad ochrona zdrowia, ktorych pacjenci oczekuja. Wyrzeczenia oraz
kompromisy sa w takiej sytuacji nieuniknione. Mozna powiedzie¢, ze wkroczy-
lismy w nowy etap w dziedzinie opieki medycznej. W okres, kiedy ocenie
podlegaja koszty (Relman 1988).

Istotnym elementem nowej ery jest $wiadomoS$¢, Ze ocena pozytywnych
osiagnie¢ medycznych jest niezwykle istotna w przypadku dokonywania ana-
lizy postgpowania medycznego. Kluczowe ogniwa systemu opieki medycznej
(tj. platnik, swiadczacy ustugi medyczne i pacjent) w rosnacym stopniu kon-
centrujg si¢ na wynikach dzialan medycznych oraz rodzaju swiadczonej opieki.
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Do zadawanych szczegblowych pytan naleza: Czy pacjenci rzeczywiscie korzy-
staja ze $wiadczonych wobec nich ushig? Jaka czgs¢ spoleczenistwa odnosi
korzysci? Z szeregu dostepnych alternatyw, jakie postgpowanie jest najlepsze
dla pacjenta? Czy platnicy oraz pacjenci dostaja tyle, ile powinni za wydane
dolary czy zlotowki?

Leki zaliczane sa do jednych z najmniej kosztownych oraz najbardziej
oplacalnych $rodkéw opieki medycznej na calym swiecie. Jakkolwiek w chwili
obecnej koszty lekoéw poddawane sa bardzo wnikliwym analizom. Swiadczacy
ushugi medyczne utozsamiaja farmaceutyki jako jeden z zasadniczych §rodkow
w zakresie ograniczania wydatkéw. Poprzez obnizanie cen lub ograniczanie
dostepu pacjentow do nowych ,,lepszych” lekow niekoniecznie osiagamy ob-
nizenie ogdlnych wydatk6w na opieke medyczna.

Patrzenie na cene lekéw z dala od zagadnienia ogdlnych kosztéw leczenia
pacjenta lub bez powiazania z ogblnymi korzysciami, jakie niesie ich uzycie jest
krotkowzrocznoscia.

Konieczne jest poszerzenie badan majacych wykaza¢ wartos¢ farmaceuty-
kow w zestawieniu z innymi rodzajami postgpowania terapeutycznego.

Farmakoekonomia medycyny jest polem badawczym, ktore jest w stanie
odpowiedzie¢ na powyzsze pytania. Rzady niektorych panstw (Austrii, Kana-
dy) juz zdecydowaly o wprowadzeniu prawnego wymogu przeprowadzania
analiz farmakoekonomicznych przed zatwierdzeniem ceny leku. Prawie wiek-
szo$§¢ krajow europejskich bardzo zaleca, aby firmy farmaceutyczne dolaczaty
wyniki analiz farmakoekonomicznych do pakietéw informacyjnych dotycza-
cych wyceny leku.

Tak wigc nowa galaz — farmakoekonomia stala sig koniecznoscia i zostata
zaakceptowana jako partner w prowadzeniu procesu rozwojowego.

Farmakoekonomiz a prace badawczo-rozwojowe nad lekami

Zasadnicza kwestia jest odpowiedz na to, kiedy jest najodpowiedniejszy okres
na przeprowadzenie badan farmakoekonomicznych. Rycina 2 przedstawia
fazy badawczo-rozwojowe nad nowym lekiem.

Badania farmakoekonomiczne moga by¢ planowane oraz przeprowadzane
w okresie badan klinicznych oraz podczas Fazy IV na etapie postmarketingu.
Kolejnym faktem jest, iz podstawowe dzialania badawczo-rozwojowe moga
by¢ poprzedzone wstepnymi analizami farmakoekonomicznymi. Dlatego tez
analizy moga by¢ przeprowadzane podczas roznych faz badan nad lekiem.
Ponizej przedstawiono skrot elementow skladajacych sie na kazda faze.

Odkrycie leku:

Ocena wszystkich (bezposrednich oraz posrednich) kosztéw okreSlonej jedno-
stki chorobowej wystepujacej w danej populacji okreslana jest jako ,koszt
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Rycina 2

*

Schemat badania nowego leku

P — e ettt Badanie nowego leku [ oottt e e B

Badania
Toksykologiczne

Charakterystyka
Chemiczna

Dziatanie
biologiczne

Ocena dotychczasowych
danych o lekun

Pozytywna Negatywna -

Poszerzone badania ;
biologiczne, toksyko]ogiczne e eereererine i
i farmakokinetyczne

‘Wyniki pozytywne Wyniki niekorzystne -...oooeveencsd

Okreélenie wskazan

Aprobata Komisji Lekéw Negatywna ocena Komisji Lekow oo

* Fazy badania

klinicznego I, 11, 111

— Bezpieczenistwo stosowania
— Skutecznosé

— Farmakokinetyka Badania farmakologiczne
- ustalenie dawkowania

i Niedostateczne Dostateczne
~~~~~ bezpieczenstwo bezpieczenstwo
i/lub skutecznosé i/tub skutecznosc

* Analiza kosztu leku

‘Wprowadzenie nowego leku i marketingu

Zarejestrowanie  Aprobata Komisji Lekow

‘Wprowadzenie leku

na rynek
* Dziatania w tych punktach

wchodza w zakres farmakoekonomii
A
*
IV Faza
Wg. Bootman i wsp., 1991. Badania porejestracyjne
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jednostki chorobowej”. Metodologia ekonomiczna usiluje wykaza¢, w ujeciu
makroekonomicznym, wszystkie koszty wiazace si¢ z okre§lona choroba.

Powyzsze badania stuza nastepujacym celom. Zapewniaja wnikliwa analize
dotyczaca wszelkich kosztéw zwigzanych z okre$lona jednostka chorobowa,
pod wzgledem zasadniczych czynnikéw finansowych, jak réwniez to, w jakim
stopniu zaawansowanie choroby ma wplyw na koszty. Na przyklad ostatnia
praca opublikowana przez Daviesa (2) wykazuje, ze 41% powazniejszych
przypadkéw schizofrenii pochlania 97% catkowitych wydatkéw na leczenie
schizofrenii w Wielkiej Brytanii. Na podstawie tego typu badania firma far-
maceutyczna uzyskuje niezwykle cenne dane, na podstawie ktorych jest w sta-
nie zdecydowaé, czy warto inwestowa¢ w dang jednostke chorobowa czy nie.
Dlatego tez tego typu badania powinny by¢ przeprowadzane w poczatkowej
fazie badan przedklinicznych nad nowym lekiem.

Badania Fazy I:

Celem wstepnych badan klinicznych (Faza I) jest okreslenie profilu toksyczno-
$ci leku u ludzi. To wlasnie w okresie tej fazy nalezy najpozniej przeprowadzi¢
badania okreslajace ,,koszt jednostki chorobowej”, aby dopomoéc w decyzji
odno$nie dalszego prowadzenia badan nad lekiem oraz celem zwigkszenia
zasobu informacji koniecznego do dalszych analiz farmakoekonomicznych.

Badania Fazy II:

W Fazie 11 lek jest podawany ograniczone]j liczbie badanych, u ktorych
stwierdzono okreslona chorobe. Wylacznie pacjenci nie majacy dodatkowych
obciazen sa preferowani do badan tej fazy. Aby wykaza¢ niezaprzeczalne
korzysci plynace z zastosowania leku nalezy poroéwnac jego efektywnos$é z ty-
powym, dotychczas uzywanym w danej jednostce chorobowej lekiem lub tam,
gdzie istnieje zgoda komisji etycznej — z placebo. Powyzsze porownania stuza
ustaleniu optymalnego dawkowania dla uzyskania prawidtowej aktywnosci
terapeutycznej leku. Podczas tej fazy mozliwe jest rozpoczecie lub kontynuacja
badan nad ,.kosztem jednostki chorobowej”, a takze wst¢gpna ocene (QOL).

Badania Fazy III:

W Fazie IIl lek podawany jest duzej liczbie pacjentobw w okreSlony sposob
i w ostatecznej formie. Wigksza liczba badanych pozwala na dokladniejsza niz
w fazie poprzedniej analize wlasciwosci leku, a takze pozwala na wychwycenie
rzadkich reakcji pacjentéw na lek. Jezeli jest to mozliwe wlaczani do proby sa
takZe pacjenci z roZnym stopniem zaawansowania choroby, aby szerzej poznaé
wlasciwosci leku.

Dyskusje, planowanie oraz wdrazanie analiz farmakoekonomicznych
w tym okresie badan jest niezwykle istotne. W ten sposdb prospektywne
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badanie kliniczne, ktére objeto takze badanie farmakoekonomiczne jest
bliskie ideatu. Krytycy tego typu badan twierdza, ze analiza ekonomiczna
zahamuje proces wdrazania nowego leku. Natomiast zwolennicy badan
farmakoekonomicznych zgadzaja si¢, iz wylaczajac przypadek, kiedy leczenie
przy uzyciu nowego leku nie ma alternatywnych sobie metod i jest rzeczywiscie
krokiem przelomowym, korzysci plynace z zastosowania leku musza byc
naukowo zbadane.

Badania Fazy IV:

W okresie pomarketingowych badan Fazy TV mozliwe jest zaplanowanie
prospektywnych oraz retrospektywnych badan farmakoekonomicznych oraz ich
przeprowadzenie, majace na celu wykazanie racji stojacych za wykorzystaniem
leku. Pomarketingowe badania farmakoekonomiczne sa niezwykle istotne, gdyz
pozwalaja na przeprowadzenie analizy kosztéw oraz konsekwencji terapii lekiem
w sposob dogodniejszy niz podczas kontrolowanych badan klinicznych.
Coraz powszechniej wykorzystywane sa badania farmakoepidemiologiczne
celem dokladniejszego poznania skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania
leko6w podczas Fazy IV. Dane epidemiologiczne uzyskane na temat jednostki
chorobowej oraz jej leczenia moga okaza¢ si¢ niezwykle istotnymi informa-
cjami dla oceny ekonomicznej okreslonego sposobu leczenia. We Francji, na
przyklad, wymagane jest przedstawienie danych na ten temat w okresie do 3 lat
po zatwierdzeniu ceny urzgdowej leku. Na tym etapie dokonywana jest ponow-
na analiza ceny leku. Wtasciwe zrozumienie historii naturalnej choroby oraz
sposobow jej leczenia pozwala na oceng¢ czynnikéw mogacych mie¢ farmako-
ekonomiczne implikacje pod wzgledem ,,kosztow choroby” oraz QOL.

Zwiazki pomiedzy ocenami ekonomicznymi a badaniami klinicznymi

Jak to zostalo uprzednio wykazane, badania kliniczne maja shizy¢ okreSleniu
skuteczno$ci oraz bezpieczenstwa prowadzenia okreSlonych metod leczenia.
Zwiazki pomiedzy ocena ekonomiczna a badaniami klinicznymi sa trojakie:
(1) ocena farmakoekonomiczna moze by¢ celem drugorzgdowym badania
klinicznego, ktore za cel zasadniczy ma ocen¢ bezpieczenstwa i skutecznosci
leku, (2) ocena farmakoekonomiczna moze by¢ zasadniczym celem badania,
(3) ocena farmakoekonomiczna moze by¢ wykonana retrospektywnie w opar-
ciu o dane uzyskane z poprzednich badan klinicznych.

Analiza farmakologiczna r6zni si¢ od klasycznego badania klinicznego pod
dwoma wzgledami. Po pierwsze, analiza ekonomiczna jest bardziej nastawiona
na ekstrapolacje mozliwych zdarzen w ,,rzeczywistosci” niz w sytuacji kont-
rolowanej. Innymi stowy badania ekonomiczne bardziej skupiaja si¢ na efek-
tywnosci (tym co moze si¢ zdarzy¢ w rzeczywistosci) niz na skutecznosci (to co
sie dzieje w normalnych warunkach).
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Po drugie, analiza ekonomiczna stara si¢ okreslic roznice w wyniku kon-
cowym, podczas gdy badanie kliniczne skupia si¢ na czynnikach medycznych
(np. ci$nienie tetnicze krwi). Badanie ekonomiczne nakierowane jest na pomiar
efektéw wykorzystania zasobow, produktywnosé i/lub QOL. Jako konsekwen-
cja tych rbznic intensywny nadzor kliniczny, bedacy elementem badania klini-
cznego, nie jest niezbedny w przypadku badania ekonomicznego. Niemniej
jednak rowniez inne aspekty proby klinicznej sa zazwyczaj ogromnie istotne
dla analizy ekonomicznej (np. specyficzne kryteria doboru pacjenta, randomi-
zacja, ,,8lepi” klinicy$ci oraz pacjenci). Celem ogdlnego zapoznania si¢ z roz-
nicami pomigdzy klinicznym i ekonomicznym sposobem gromadzenia danych
prosze zwrdci€ uwage na rycing 3.

Rycina 3. Roznice pomigdzy badaniami klinicznymi a ekonomicznymi
Metodologia oraz perspektywy badai klinicznych i ekonomicznych

Badanie kliniczne Badanie ekonomiczne

Czas trwania proby
Rezultat
Analiza danych

Zaleznie od oceny klinicystycznej
Kliniczny
Jedno- dwu- zmienne

Cel Skutecznosé/bezpieczernistwo Optlacalnoéé

Typ Kontrolowany Otwarty

Rodzaj proby Randomizowana podwoijnie §lepa | Randomizowana/Wedlug grupy

Dobér pacjenta Ograniczony (homogenny) Naturalny (reprezentatywny)

Wielko$¢ proby W zaleznoéci od oczekiwan W zaleznosci od warunkow
ekonomicznych

Dawkajfczas leczenia | Okreslony Zmienny

Odnoénik Placebo, Odnosénik Zmienny

Dodatkowe leczenie | Kontrolowane Zmienne

Opieka medyczna Kontrolowana Zmienna

Hospitalizacje Kontrolowane Zmienne

Badania laboratoryjne | Kontrolowane Zmienne

Obserwacja Selektywna (wylaczeni) Nacelowana na skutek

Zaleznie od oceny ekonomicznej
Kliniczny/ekonomiczny
Wielozmienne
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