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ABSTRACT 

INTRODUCTION. Oncology drugs combined with standard therapies (so-called add-on therapies, e.g. beva-
cizumab, palbociclib) often receive negative recommendations regarding the legitimacy of public financing, 
issued by government agencies responsible for their assessment, i.e. health technology assessment agencies. The 
aim of the study was to estimate the scale of the problem related to the reimbursement of add-on therapies used 
in the treatment of breast and genitourinary cancers in Poland and in the world.
MATERIAL AND METHODS. A multimodal approach was used to select add-on therapies. The reimburse-
ment routes were analysed in 8 reference countries (Poland, Canada, England, Wales, France, Scotland, Aus-
tralia, New Zealand). Based on a systematic search, data for breast and urogenital cancers were included.
RESULTS. A total of 68 reimbursement documents for add-on therapies were identified. The analysis showed 
that in Poland, 20% of innovative schemes including add-on therapies should be reimbursed, while in the world 
the percentage of positive recommendations reaches 56%. It was observed that globally (including data for 
Poland) the chance for a favorable reimbursement recommendation for add-on therapies is 53%, with 29% be-
ing positive recommendations with limitations. In Poland, the majority of negative recommendations concern 
genitourinary cancers in comparison to breast cancer (83% vs 75%).
CONCLUSIONS. Poland is at the head of the countries in terms of the number of negative reimbursement 
recommendations. Bearing in mind the world’s need of modifying the criteria for the evaluation of oncological 
therapies in the context of the possibility of their reimbursement, one should expect a change in the approach to 
the assessment of the legitimacy of financing innovative add-on therapies in Poland.
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STRESZCZENIE

WSTĘP. Leki onkologiczne łączone ze standardowymi terapiami (tzw. terapie dodane np. bewacyzymab, palbo-
cyklib) częstokroć uzyskują negatywne rekomendacje, dotyczące zasadności objęcia ich finansowaniem publicz-
nym, wydawane przez rządowe agencje odpowiedzialne za ich ocenę tj. agencje oceny technologii medycznych. 
Celem opracowania było oszacowanie skali problemu związanego z refundacją terapii dodanych, stosowanych 
w leczeniu nowotworów piersi oraz nowotworów układu moczowo-płciowego w Polsce i na świecie.
MATERIAŁ I METODY.  Do wyboru terapii dodanych zastosowano podejście wielomodelowe. Analizie pod-
dano ścieżki refundacyjne w 8 krajach referencyjnych (Polska, Kanada, Anglia, Walia, Francja, Szkocja, Austra-
lia, Nowa Zelandia). Na podstawie systematycznego wyszukiwania uwzględniono dane dla nowotworów piersi 
oraz układu moczowo-płciowego. 
WYNIKI. Zidentyfikowano 68 dokumentów refundacyjnych dla terapii dodanych. W przeprowadzonej analizie wy-
kazano, iż w Polsce 20% innowacyjnych schematów uwzgledniających terapie dodane, powinno być refundowanych, 
natomiast na świecie odsetek pozytywnych rekomendacji sięga 56%. Zaobserwowano, że globalnie (z uwzględnie-
niem danych dla Polski) szansa na korzystną rekomendację refundacyjną dla terapii dodanej stanowi 53%, przy czym 
29% stanowią rekomendacje pozytywne z ograniczeniami. W Polsce większa część negatywnych rekomendacji doty-
czy nowotworów układu moczowo-płciowego w porównaniu do nowotworów piersi (83% vs 75%).
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WNIOSKI. Polska znajduje się na czele państw pod względem liczby negatywnych rekomendacji refundacyj-
nych. Mając na uwadze wskazywaną na świecie potrzebę modyfikacji kryteriów służących ocenie terapii onko-
logicznych w kontekście możliwości ich refundacji, należy oczekiwać zmiany podejścia do oceny zasadności 
finansowania innowacyjnych terapii dodanych w Polsce.

Słowa kluczowe: nowotwór, terapia dodana, rekomendacja

WSTĘP

W  procesie refundacyjnym można wyróżnić dwa 
etapy. Pierwszy obejmuje ocenę technologii medycznych 
na podstawie dołączanego do wniosku refundacyjnego 
raportu oceny technologii medycznych wg obowiązują-
cych w Polsce wytycznych Agencji Oceny Technologii 
Medycznych i  Taryfikacji (AOTMiT). Na podstawie 
zweryfikowanych przez AOTMiT analiz wydawana jest 
rekomendacja przez prezesa AOTMiT odnośnie zasadno-
ści refundacji technologii. Niniejszy projekt koncentro-
wał się na tym etapie procesu refundacyjnego. 

Przy kompleksowej ocenie nowej terapii podstawą 
jest wiarygodna metodyka przeprowadzanych badań kli-
nicznych oraz dobór istotnych punktów końcowych oceny 
postępu zastosowanej terapii. Prawidłowa ocena spodzie-
wanych korzyści dla pacjenta może być dokonana jedynie 
w oparciu o rzetelne dane o skuteczności i bezpieczeństwie 
terapii. Należy również określić, czy według aktualnej 
wiedzy medycznej i praktyki klinicznej, przy posiadanych 
zasobach istnieje inna, bezpieczna i  podobnie skuteczna 
alternatywa. W szczególności dotyczy to pacjentów będą-
cych w zaawansowanym stadium choroby nowotworowej. 

Ostateczna decyzja podejmowana przez decydenta 
powinna obejmować odpowiedź na pytanie, czy z punk-
tu widzenia społeczeństwa, można pozwolić sobie na 
ponoszenie kosztu ocenianej terapii i  nie stanowi ona 
zbyt dużego obciążenia dla budżetu płatnika. (1-4).

Proces terapeutyczny z  użyciem nowych substancji 
czynnych powinien w szczególności obejmować przypad-
ki chorych, u których obecnie stosowane schematy lecze-
nia nie są wystarczająco skuteczne, albo nie mają uzasad-
nienia klinicznego. Przykładem innowacyjnych leków on-
kologicznych dodawanych do terapii standardowych (ang. 
add-on therapy, AOT) są bewacyzumab czy palbocyklib. 

W literaturze nie obowiązuje jedna precyzyjna de-
finicja AOT, często stosowanych w  leczeniu onkolo-
gicznym. Zakładając szerokie podejście do tematyki 
AOT, ten rodzaj terapii można rozpatrywać niezależ-
nie od etapu terapii, tzn.:
	Leczenie skojarzone (podawane w  tym samym 

czasie, tj. w  momencie terapii standardowej) 
w celu zwiększenia prawdopodobieństwa wystą-
pienia remisji, wydłużenia całkowitego przeżycia 
(ang. overall survival, OS), progresji bez objawów 
choroby (ang. progression-free survival, PFS).

	Leczenie podtrzymujące, mające na celu np. 
wydłużenie czasu trwania remisji.

INTRODUCTION

Two stages can be distinguished in the reimburse-
ment process. The first involves the evaluation of 
health technology on the basis of the health technol-
ogy assessment report attached to the reimbursement 
application according to the polish guidelines of The 
Agency for Health Technology Assessment and Tariff 
System (AOTMiT). Based on the analyses verified by 
AOTMiT, a recommendation is issued by the president 
of AOTMiT regarding the legitimacy of the technol-
ogy reimbursement. This project focused on this stage 
of the reimbursement process.

In the comprehensive assessment of new therapy, 
the basis is a reliable methodology of conducted clini-
cal trials and the selection of significant end points to 
assess the progress of the therapy. The correct assess-
ment of the expected benefits for the patient can only 
be made on the basis of reliable data on the efficacy 
and safety of the therapy. It should also be determined 
whether, according to current medical knowledge and 
clinical practice with the available resources, there is 
another, safe and similarly effective alternative. In par-
ticular, this applies to patients who are in an advanced 
stage of cancer.

The final decision made by the decision-maker 
should include an answer to the question whether from 
the point of view of society, one can afford to bear the 
cost of the evaluated therapy and it does not constitute 
too much burden for the payer’s budget. (1-4)

The therapeutic process with the use of new ac-
tive substances should in particular include cases in 
which the currently used treatment regimens are not 
sufficiently effective or have no clinical justification. 
Examples of innovative oncology drugs added to the 
standard therapy (add-on therapy, AOT) are bevaci-
zumab or palbociclib.

In the literature there is no precise definition of 
AOT, often used in oncological treatment. Assuming 
a broad approach to the subject of AOT, this type of 
therapy can be considered independently of the stage 
of therapy, i.e.:
	Combination therapy (administered at the 

same time, i.e. at the time of standard therapy) 
to increase the likelihood of remission, overall 
survival (OS), progression-free survival (PFS).

	Maintenance treatment aimed, for example, at 
increasing the duration of remission.
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Pomimo pojawiających się na rynku innowacyj-
nych terapii onkologicznych, często stosowanych 
w  ostatnim rzucie leczenia pacjentów, obserwuje się 
rozdźwięk pomiędzy liczbą terapii dopuszczonych do 
stosowania przez instytucje nadzorujące – Europejską 
Agencję Leków i amerykańską Agencję ds. Żywności 
i Leków a liczbą terapii rzeczywiście dostępnych dla pa-
cjenta (dzięki finansowaniu ze środków publicznych), 
co wynika ze stosowanych powszechnie kryteriów 
oceny. Organizacje dopuszczające substancje do stoso-
wania opierają się na dodanej wartości klinicznej leku, 
a rekomendacje i decyzje refundacyjne oparte są przede 
wszystkim o wskaźniki farmakoekonomiczne (5). 

Jednym z głównych wskaźników farmakoekonomicz-
nych, które wykorzystują agencje oceny technologii me-
dycznych celem wydania rekomendacji refundacyjnej jest 
inkrementalny współczynnik koszty-użyteczność (ang. 
Incremental Cost-Utility Ratio, ICUR). Jest on wynikiem 
jednej z najczęściej stosowanych metod oceny ekonomicz-
nej – analizy koszty-użyteczność. W  przypadku terapii 
AOT, bardzo trudno jest wykazać efektywność kosztową, 
co stanowi główną przesłankę do wydania negatywnej re-
komendacji refundacyjnej (6-7). W związku ze zjawiskiem 
przekraczania przyjętego progu opłacalności przez więk-
szość innowacyjnych metod leczenia przeciwnowotwo-
rowego, stosowanie identycznego sposobu oceny ekono-
micznej dla wszystkich technologii medycznych – nieza-
leżnie od wskazania – wzbudza liczne kontrowersje. (8-9).

Aktualnie obowiązujące wytyczne oceny technologii 
medycznych w Polsce (sierpień 2016 – wersja 3.0) wśród 
rodzajów dostępnych interwencji wyróżniają terapie do-
dane do standardu leczenia (ang. add-on), co może suge-
rować, że ich specyfika ma wpływ na odmienne kryteria 
w procesie refundacji. Tymczasem wyróżnienie AOT nie 
ma rozwinięcia w  części dotyczącej aspektów ekono-
micznych oceny technologii (m.in. wyższych progów 
opłacalności kosztowej) i przez to nie wpływa na kryteria 
podejmowania rekomendacji refundacyjnych (obowiązują 
sztywne progi opłacalności dla wszystkich terapii) (10). 

Cel badania. W celu ilościowego oszacowania ska-
li problemu rekomendacyjnego dla terapii dodanych 
w Polsce na tle krajów referencyjnych przeprowadzono 
analizę dostępnych rekomendacji refundacyjnych dla 
wybranego obszaru terapeutycznego: nowotwory piersi 
(ang. breast cancer, BC) i nowotwory układu moczo-
wo-płciowego (ang. urogenital cancer, UC).

MATERIAŁ I METODY 
 

Przy wyborze innowacyjnych terapii dodanych sto-
sowanych w  leczeniu nowotworów piersi oraz układu 
moczowo-płciowego (nowotwór macicy, jajnika i ner-
ki) zastosowano podejście wielomodelowe z wykorzy-
staniem przeglądu systematycznego. Wyszukiwanie 
oraz selekcję przeprowadzono w okresie 1-31.12.2016 

Despite the emergence on the market of innovative 
oncology therapies, often used in the last-round treat-
ment plan, there is a discrepancy between the number 
of treatments approved by regulatory institutions - the 
European Medicines Agency and the US Food and 
Drug Administration, and the number of treatments ac-
tually available to the patient (through financing from 
public funds), which results from the commonly used 
assessment criteria. Organizations that allow substanc-
es on the market are based on the added clinical value 
of the drug, and recommendations and reimbursement 
decisions are based primarily on pharmacoeconomic 
indicators (5). 

One of the main pharmacoeconomic indicators 
which is used by health technology assessment agen-
cies to issue a reimbursement recommendation is the 
incremental cost-utility ratio (ICUR). It is the result of 
the most commonly used method of economic evalua-
tion - cost-utility analysis. In the case of AOT therapy, 
it is very difficult to demonstrate cost-effectiveness, 
which is the main premise to issue a negative recom-
mendation (6-7). Due to the phenomenon of exceeding 
the adopted profitability threshold by the majority of 
innovative anticancer treatments, the use of an iden-
tical method of economic assessment for all medical 
technologies - regardless of the indication - arouses 
controversy (8-9).

The guidelines for the assessment of medical tech-
nologies in Poland (August 2016 – version 3.0) among 
the types of available intervention distinguish thera-
pies added to the standard of treatment (add-on), which 
may suggest that their specificity affects different crite-
ria in the reimbursement process. Meanwhile, the AOT 
distinction is not developed in the part concerning the 
economic aspects of technology assessment (includ-
ing higher cost–effectiveness thresholds) and therefore 
does not affect the criteria for making reimbursement 
recommendations (the same rigid profitability thresh-
olds apply for all therapies) (10).

Study goal. In order to quantify the scale of the 
recommendation problem for add-on therapies in Po-
land against the reference countries, an analysis of 
available reimbursement recommendations for the se-
lected therapeutic area breast cancer (BC) and urogeni-
tal cancer (UC) was carried out.

MATERIAL AND METHODS

In the selection of innovative add-on therapies 
used in the treatment of breast and urogenital cancers 
(cancer of the uterus, ovary and kidney), a multimodal 
approach with systematic review was applied. Search 
and selection were carried out in the period between 
1 and 31 December 2016, while statistical analysis 
was performed in January and February 2017. The 
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r., natomiast analizę statystyczną wykonano w styczniu 
i lutym 2017 r. Wyboru opracowań dokonano w oparciu 
o kryteria włączenia, które opracowano przed przystą-
pieniem do zestawienia (Tab. I). Dobór opracowań do 
analizy wykonało niezależnie dwóch analityków. Nie-
zgodności pomiędzy analitykami rozwiązywano na dro-
dze konsensusu lub przy udziale osoby trzeciej.

W pierwszym etapie dokonano analizy materiałów 
Europejskiej Agencji Leków pod kątem identyfikacji 
informacji dotyczących autoryzacji leków na rynku eu-
ropejskim. Następnie przeanalizowano charakterystyki 
produktów leczniczych (ChPL) pod kątem oceny ich 
kwalifikacji, jako terapii dodanych do standardowo sto-
sowanych schematów leczenia. Weryfikację wykonano 
dwustopniowo poprzez analizę wskazania oraz anali-
zę badań przedstawianych w  ChPL (ze szczególnym 
uwzględnieniem opisu dotyczącego stosowania leku). 
Ostatecznie dokonano walidacji wyboru terapii poprzez 
analizę dostępnych wytycznych klinicznych. Należało 
również ustalić, jak wygląda standard leczenia w danej 
jednostce chorobowej w celu weryfikacji, czy wybrane 
terapie dodane spełniają warunek innowacyjności. Wa-
lidacja posłużyła również weryfikacji, czy wszystkie 
potencjalne terapie dodane zostały zidentyfikowane. 

Listę zidentyfikowanych terapii dodanych ocenio-
no z aktualnymi wytycznymi z analizowanego obszaru 
terapeutycznego:

	Pierwotny rak piersi: Zalecenia ESMO w za-
kresie praktyki klinicznej dotyczące diagnozy, 
leczenia i obserwacji (2015); (11)

	Międzynarodowe wytyczne ESO-ESMO do-
tyczące zaawansowanego raka piersi (ABC2) 
(2014); (12)

	Zalecenia postępowania diagnostyczno-tera-
peutycznego w nowotworach złośliwych 2013 
rok (PTOK 2013); (13)

	Kliniczne wytyczne praktyki w onkologii 
NCCN (NCCN Guidelines®); (14).

selection of studies was made based on the inclusion 
criteria, which were developed prior to the statement 
(Tab. I). The analysis was selected independently by 
two analysts. The discrepancies between the analysts 
were resolved by consensus or with the participation 
of a third party.

In the first stage, the materials of the European Med-
icines Agency were analysed in order to identify infor-
mation on drug authorization in the European market. 
Next, the characteristics of medicinal products (SPCs) 
were analysed to assess their qualifications as a therapy 
added to standard treatment regimens. The verification 
was performed in two stages, by analysis of the indi-
cation and analysis of the studies presented in the SPC 
(with particular reference to the description of the use of 
the drug). Finally, the choice of therapy was validated 
by analysing the available clinical guidelines. It was 
also necessary to determine what the standard of treat-
ment in a given disease unit looks like in order to verify 
whether the selected therapies added meet the condition 
of innovation. The validation was also used to verify 
that all potential added therapies were identified.

The list of identified add-on therapies was 
evaluated with the current guidelines from the analysed 
therapeutic area:
	Primary breast cancer: ESMO Clinical Prac-

tice Guidelines for diagnosis, treatment and 
follow-up (2015); (11)

	ESO-ESMO 2nd international consensus 
guidelines for advanced breast cancer (ABC2). 
(2014); (12)

	Recommendations for diagnostic and thera-
peutic procedures in malignant tumours in 
2013 (PTOK 2013); (13)

	NCCN Clinical Practice Guidelines in 
Oncology (NCCN Guidelines®); (14).

Table I. Inclusion and exclusion criteria 
Tabela I. Kryteria włączenia i wykluczenia opracowań

Parameter Inclusion criteria Exclusion criteria
Therapeutic area Breast cancer and urogenital cancer Incompatible with the inclusion criteria.

Intervention Therapies added to standard treatment: add-on type
In the case where several refund recommen-
dations were identified for one country, the 
most recent one was selected for analysis.

Results
The criteria determining the positive or negative 
recommendation will be indicated (e.g. ICUR / 
ICER indicator, cost / QALY, other).

-

Publication language Polish and English Incompatible with the inclusion criteria.

Type of publication
Reports and secondary studies in the area of 
HTA / reimbursement / Market Access
Materials available on-line

Incompatible with the inclusion criteria.

QALY - quality adjusted life years (lata życia skorygowane o jakość); ICUR - incremental cost-utility ratio (inkrementalny współczynnik 
koszty-użyteczność); ICER - incremental cost-effectiveness ratio (inkrementalny współczynnik koszty-efektywność); HTA - health 
technology assessment (ocena technologii medycznych)
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Dla zidentyfikowanych substancji dodanych sto-
sowanych w  nowotworach piersi i  układu moczowo-
-płciowego wykonano analizę rekomendacji refunda-
cyjnych na podstawie odnalezionych dokumentów. Ma-
teriały dotyczące aktualnej sytuacji dostępu pacjentów 
do wybranych terapii dodanych (w ramach refundacji) 
zweryfikowano za pomocą stron agencji państwowych 
dla 8 krajów: Polska, Francja, Anglia, Walia, Szkocja, 
Australia, Kanada i  Nowa Zelandia (15-22). Wyboru 
systemów uwzględnionych w porównaniu dokonano na 
podstawie dostępności danych oraz referencyjności dla 
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 
w procesie przygotowywania rekomendacji krajowych. 

Analizę statystyczną przeprowadzono w programie 
Microsoft Excel 2010. Spośród wszystkich zidentyfiko-
wanych rekomendacji refundacyjnych przedstawiono 
wyniki dla Polski na tle innych analizowanych krajów. 

WYNIKI

Zidentyfikowane terapie dodane stosowane w ramach 
2 obszarów terapeutycznych: nowotwór piersi oraz nowo-
twory układu moczowo-płciowego zestawiono w Tabeli II. 
Przeprowadzona analiza statystyczna uwzględniająca łącz-
ne dane dla nowotworu piersi oraz nowotworów układu 
moczowo-płciowego zawiera informacje dla 7 substancji 
dodanych (bewacyzumab, ewerolimus, pertuzumab, pal-
bocyklib, lapatynib, olaparib, trabektedyna), podawanych 
w ramach 18 schematów leczenia. Największa liczba sche-
matów z terapią dodaną dotyczy bewacyzumabu. Łącznie 
próbę badaną w analizowanych nowotworach (piersi oraz 
układu moczowo-płciowego) stanowiło 68 rekomendacji 
refundacyjnych zidentyfikowanych dla 8 krajów.

Przeprowadzona analiza rekomendacji refundacyj-
nych wykazała, iż w  Polsce w  opinii Agencji Oceny 
Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT) 1/5 
innowacyjnych schematów z  terapią dodaną powinno 
być refundowanych, natomiast na świecie odsetek po-
zytywnych rekomendacji sięga ponad 50% (Ryc. 1). 

For the identified add-on substances used in breast 
and urogenital cancers, analysis of reimbursement 
recommendations was made on the basis of available 
documents. Materials regarding the current situation 
of patients’ access to selected add-on therapies (as 
part of reimbursement) were verified by state agency 
websites for 8 countries: Poland, France, England, 
Wales, Scotland, Australia, Canada and New Zealand 
(15-22). The selection of systems included in the 
comparison was made based on the availability of data 
and references for AOTMiT in the process of preparing 
national recommendations.

The statistical analysis was carried out in 
Microsoft Excel 2010. Among the reimbursement 
recommendations identified, the results for Poland 
were presented against the background of other 
countries.

RESULTS

Identified add-on therapies used in 2 therapeutic 
areas: breast and urogenital cancers were compared in 
Table II. The statistical analysis including the combined 
data for breast and urogenital cancers contains 
information for 7 add-on substances (bevacizumab, 
everolimus, pertuzumab, palbociclib, lapatinib, 
olaparib, trabectedin) administered as part of 18 
treatment regimens. The largest number of therapeutic 
regimens is for bevacizumab. In total, the sample in the 
analysed area (breast and genitourinary cancers) was 
68 reimbursement recommendations identified for 8 
countries.

The analysis of reimbursement recommendations 
showed that in Poland, according to AOTMiT, 1/5 
of innovative schemes with add-on therapies should 
be reimbursed, while in the world the percentage of 
positive recommendations goes over 50% (Fig. 1).  

Table II. Selected areas with add-on substances 
Tabela II. Wybrane obszary wraz z substancjami dodanymi 

Therapeutic area Numbers of add-on 
substances

Numbers of add-on 
therapies*

Number of reimbursement 
recommendation

Breast cancer 5 add-on substances

10 add-on therapies
Bevacizumab (2)
Everolimus (1)
Pertuzumab (2)
Palbociclib (2)
Lapatinib (3)

34 documents

Urogenital cancer

3 add-on substances
Uterus cancer: 1 substance
Ovarian cancer: 3 
substances
Kidney cancer: 1 substance

8 add-on therapies
Bevacizumab (6)
Olaparib (1)
Trabectedin (1)

34 documents

* takes into account different indications
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Spośród wszystkich analizowanych krajów odsetek ten 
w  Polsce jest najniższy. Największą liczbę pozytyw-
nych rekomendacji refundacyjnych odnotowano we 
Francji oraz Australii. Porównywalne wartości dostrze-
żono dla 3 instytucji wchodzących w  skład Wielkiej 
Brytanii (Anglii, Szkocji i Walii) tj. dla NICE, SMC, 
AWMSG. Ponad połowę pozytywnych rekomendacji 
wydano w Kanadzie, natomiast w Nowej Zelandii za-
obserwowano porównywalną liczbę pozytywnych, jak 
i negatywnych rekomendacji refundacyjnych.

Rozpatrując wyniki globalnie (z  uwzględnieniem 
danych dla Polski) ponad połowa rekomendacji refunda-
cyjnych jest pozytywna, przy czym 55% z nich stanowią 
rekomendacje pozytywne z ograniczeniami (Ryc. 2). 

Spośród 8 krajów, to w  Polsce liczba negatywnych 
rekomendacji refundacyjnych jest największa, przy czym 
znaczna ich część dotyczy nowotworów układu moczo-
wo-płciowego (Ryc. 3.). Z  kolei w  pozostałych krajach 
odnotowano większy odsetek pozytywnych rekomendacji 
refundacyjnych dla UC w porównaniu do BC. Szczegóło-
wa analiza zgromadzonych danych wskazała, iż w Anglii, 
Walii oraz Australii zdecydowanie większa część negatyw-
nych rekomendacji refundacyjnych dotyczy UC (Ryc. 4), 
podobnie jak w  Polsce. Odwrotną sytuację dostrzeżono 
natomiast w Kanadzie, Francji oraz Szkocji. Wśród wska-
zywanych przyczyn negatywnych rekomendacji wydawa-
nych w Polsce dla AOT, kluczową rolę odgrywa brak efek-
tywności kosztowej (mierzonej za pomocą ICER/ICUR). 
W rezultacie przeprowadzonej analizy statystycznej wyka-
zano, iż w Polsce we wszystkich analizach ekonomicznych 
będących podstawą rekomendacji refundacyjnej dla terapii 
dodanych, stosowanych w BC i UC wskaźniki ICUR prze-
kraczały dopuszczalny próg opłacalności. 

Of all analysed countries, this percentage is the lowest 
in Poland. The highest number of positive recommenda-
tions was recorded in France and Australia. Compara-
ble values were noticed for 3 institutions in the United 
Kingdom (England, Scotland and Wales), i.e. for NICE, 
SMC, AWMSG. More than half of positive recommen-
dations were issued in Canada, while in New Zealand, 
a comparable number of both positive and negative rec-
ommendations were observed.

Considering the results globally (including data for 
Poland), over half of reimbursement recommendations 
are positive, with 55% of them being positive recom-
mendations with restrictions (Fig. 2). 
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Figure 1. Percentage of positive and negative reimbursement recommendations depending on the country of the 
decision-making process (BC and UC) 

Rycina 1. Odsetek pozytywnych i negatywnych rekomendacji refundacyjnych w zależności od kraju wydawania 
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BC – breast cancer (nowotwór piersi), UC – urogenital cancer (nowotwory układu moczowo-płciowego) 

 

Figure 2. Percentage of positive / positive with limitations / negative recommendations among all decisions 
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Figure 3. Percentage of reimbursement recommendations (positive / negative) Poland versus other countries 

Rycina 3. Odsetek rekomendacji refundacyjnych (pozytywnych/negatywnych) Polska versus inne kraje 
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Figure 2. Percentage of positive / positive with limitations / 
negative recommendations among all decisions
Rycina 2. Odsetek rekomendacji refundacyjnych  pozytywnych /  
        pozytywnych z  ograniczeniami/negatywnych wśród  
                 wszystkich rekomendacji

Of the 8 countries, the number of negative recommen-
dations in Poland is the highest, with a significant propor-
tion of genitourinary cancers (Fig. 3). In the remaining 
countries, a higher percentage of positive reimbursement 
recommendations for UC compared to BC was recorded. 
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W  innych krajach (Ryc. 5), ICUR znajdował się 
poniżej progu opłacalności w około 80% rekomenda-
cji refundacyjnych, pomimo tego odsetek pozytyw-
nych rekomendacji dla terapii dodanych pozostał na 
wysokim poziomie.

A detailed analysis of the collected data indicated that in 
England, Wales and Australia there is definitely a greater 
part of the negative reimbursement recommendations for 
UC (Fig. 4), similarly in Poland. The opposite situation 
was noticed in Canada, France and Scotland.

Among the indicated reasons for negative recom-
mendations issued in Poland for AOT, the lack of cost-
effectiveness (measured using ICER / ICUR) plays a key 
role. The statistical analysis showed that in Poland, in all 
economic analyses being the basis for the reimbursement 
recommendation for add-on therapies used in BC and 
UC, ICUR indices exceeded the acceptable cost-effec-
tiveness threshold. In other countries (Fig. 5), ICUR was 
below the profitability threshold in about 80% of reim-
bursement recommendations, although the percentage of 
positive recommendations for added therapies remained 
at a high level.

DISCUSSION

The subject of the study was not a comprehensive 
assessment of differences between individual health 
care systems, but paying attention to measurable 
indicators, and their role in the first stage of the 
reimbursement process.
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Figure 4. Percentage of negative reimbursement recommendations varies by country 
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DYSKUSJA

Przedmiotem opracowania nie była kompleksowa 
ocena różnic pomiędzy poszczególnymi systemami ochro-
ny zdrowia, a zwrócenie uwagi na mierzalne wskaźniki, 
i ich rolę w pierwszym etapie procesu refundacyjnego.

Do analizy włączono rekomendacje refundacyjne po-
chodzące z krajów o PKB wyższym niż odnotowywane 
w Polsce. Nie uwzględniono tym samym krajów z Eu-
ropy środkowo-wschodniej, co niewątpliwie zwiększy-
łoby wiarygodności wnioskowania. Wybór krajów refe-
rencyjnych dla Polski był podyktowany ograniczeniami 
w dostępie do danych. Należy pamiętać, że wybrane kra-
je są referencyjne również dla podmiotów decyzyjnych 
(AOTMiT) w  przygotowywanych przez nie dokumen-
tach refundacyjnych. Z analitycznego punktu widzenia, 
podejście to wydaje się jak najbardziej uzasadnione.

Autorzy publikacji zdają sobie sprawę, że proce-
sy refundacyjne różnią się pomiędzy krajami zarówno 
biorąc pod uwagę wytyczne w  zakresie analiz HTA 
jak i  kryteriów przyznawania refundacji. Jednakże, 
wskaźnik ICUR jest uniwersalnym narzędziem i choć 
wysokość PKB jest różna, to najczęściej wybierana 
(rekomendowana przez WHO) wysokość progu opła-
calności, jaką jest trzykrotność PKB, umożliwia prze-
prowadzenie analizy porównawczej.

Problematyka dostępu do nowych terapii onkologicz-
nych jest tematem aktualnym, podejmowanym w litera-
turze medycznej (23-28). Oznacza to, że kwestie dostępu 
do terapii poprzez refundację mają kluczowe znaczenie 
dla środowiska medycznego i nieustannie rosnącej grupy 
pacjentów nowotworowych. Nadrzędną sprawą pozo-
staje dobór odpowiednio zdefiniowanych, przejrzystych 
kryteriów do oceny zasadności finansowania ze środków 
publicznych terapii dodanych stosowanych w onkologii. 

Substancje dodawane do terapii standardowych (np. 
bewacyzumab, palbocyklib) napotykają na problemy 
z  uzyskaniem pozytywnej rekomendacji refundacyj-
nej, nie tylko w Polsce, ale również w innych krajach  
(Ryc. 4), co potwierdziły wyniki niniejszej analizy. Naj-
niższy odsetek negatywnych rekomendacji zaobserwo-
wano we Francji oraz w Australii. Polska znajduje się 
na czele państw z najniższym odsetkiem pozytywnych 
rekomendacji refundacyjnych dla AOT stosowanych 
w nowotworach piersi i układu moczowo-płciowego. 

W celu oceny stopnia zainteresowania środowiska 
naukowego specyfiką terapii dodanych stosowanych 
w  onkologii w  kontekście refundacji, przeprowadzo-
no uzupełniająco przegląd systematyczny doniesień 
naukowych. W zidentyfikowanych opracowaniach nie 
zwrócono wyraźnej uwagi na specyfikę terapii doda-
nych. Ponadto nie odnaleziono podobnych publikacji, 
które analizowałyby rekomendacje refundacyjne dla 
innowacyjnych terapii dodanych stosowanych w cho-
robach onkologicznych. Z tego względu nie było moż-

Reimbursement recommendations from countries 
with a higher GDP than those recorded in Poland were 
included in the analysis. Therefore, the countries from 
Central and Eastern Europe were not included, which 
would undoubtedly increase the credibility of the 
inference. The choice of reference countries for Poland 
was dictated by restrictions on access to data. It should be 
remembered that selected countries are also a reference 
for decision-makers (AOTMiT) in the reimbursement 
documents prepared by them. From an analytical point 
of view, this approach seems to be the most reasonable.

The authors of the publication realize that the 
reimbursement processes vary between countries, both 
taking into account the guidelines for HTA analysis 
and the criteria for granting reimbursement. However, 
the ICUR indicator is a universal tool, and although 
the amount of GDP varies, the most frequently chosen 
(recommended by the WHO) threshold of profitability, 
which is three times the GDP, enables comparative 
analysis. The issue of access to new oncological 
therapies is an up-to-date subject taken in medical 
literature (23-28). This means that access to therapy 
through reimbursement is crucial for the medical 
community and the constantly growing group of cancer 
patients. The overriding consideration is the selection 
of well-defined, transparent criteria to assess the 
appropriateness of public funding of add-on therapies 
used in oncology.

Substances added to standard therapies (e.g. beva-
cizumab, palbociclib) have problems with obtaining 
a positive reimbursement recommendation - not only 
in Poland, but also in other countries (Fig. 4), as con-
firmed by the results of this analysis. The lowest per-
centage of negative recommendations was observed in 
France and Australia. Poland is at the head of the coun-
tries with the lowest percentage of positive recommen-
dations for AOT used in breast and urogenital cancers.

In order to assess the level of interest of the scien-
tific community in the specificity of add-on therapies 
used in oncology in the context of reimbursement, a 
systematic review was carried out. In the identified 
publications, no specific attention was paid to the 
specificity of add-on therapies. In addition, no similar 
studies that would analyse reimbursement recommen-
dations for innovative add-on therapies used in onco-
logical diseases were found. Therefore, it was not pos-
sible to conduct a detailed discussion referring to the 
results of similar analyses in the discussed area.

Responding to the publications in the field of reim-
bursement of oncological therapies available in the Pol-
ish literature, the publication of Władysiuk 2014 should 
be mentioned, where the AOTMiT recommendations 
regarding financing of oncological therapies from pub-
lic funds were analysed in terms of the role of surrogates 
in assessing effectiveness and safety (29). The authors 
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liwości przeprowadzenia szczegółowej dyskusji odno-
szącej się do wyników analogicznych analiz w oma-
wianym obszarze. 

Ustosunkowując się do dostępnych w polskiej litera-
turze opracowań z  zakresu problematyki refundacyjnej 
terapii onkologicznych, należy wymienić publikację Wła-
dysiuk 2014, gdzie analizie poddano rekomendacje AOT-
MiT dotyczące finansowania terapii onkologicznych ze 
środków publicznych pod kątem roli surogatów w ocenie 
skuteczności i  bezpieczeństwa (29). Autorzy publikacji 
ocenili, że w latach 2007-2013 AOTMiT wydała łącznie 
160 rekomendacji dotyczących 116 leków i  świadczeń 
nielekowych we wskazaniach onkologicznych oraz 44 
we wskazaniach hematologicznych (w badaniu nie wy-
odrębniono poszczególnych grup leków). Celem badaw-
czym autorów było przedstawienie podstawowych de-
finicji związanych z najczęściej stosowanymi punktami 
końcowymi w onkologii, określenie podobieństw i różnic 
między nimi, oraz analiza ich wpływu na rekomendacje 
dotyczące finansowania terapii onkologicznych ze środ-
ków publicznych. Podział rekomendacji pozytywnych 
i negatywnych przedstawiono według poziomu istotno-
ści wyników klinicznych łącznie dla wszystkich terapii 
onkologicznych. Nie ma możliwości porównania wyni-
ków niniejszej analizy z publikacją Władysiuk 2014 (29), 
ponieważ przeprowadzona analiza jest pierwszym bada-
niem zwracającym uwagę na rekomendacje refundacyjne 
innowacyjnych terapii dodanych stosowanych u pacjen-
tów onkologicznych (nowotwory piersi i układu moczo-
wo-płciowego) dla 8 krajów referencyjnych.

Należy zauważyć, że inicjatywy mające na celu przed-
stawienie skali problemu dostępu do terapii innowacyjnych 
w  onkologii podejmują organizacje pacjentów. W  2015 
roku Fundacja Onkologiczna Osób Młodych ALIVIA 
wraz z firmą EY opracowała raport dotyczący wskazania 
różnic w dostępie do terapii pomiędzy Polską a krajami 
Unii Europejskiej i Szwajcarii. (30) Zakres analizy obej-
mował kwestie dostępności poprzez refundację oraz fak-
tycznego wykorzystania 30 wybranych leków, dopuszczo-
nych do obrotu przez Europejską Agencję Leków od 2004 
roku. Kryteria doboru leków obejmowały wykorzystanie 
(sprzedaż w  kg) oraz wysoką wartość sprzedaży (2013 
kwartał IV – 2014 kwartał III). Wśród terapii uwzględnio-
no leki stosowane w raku piersi. Autorzy opracowania po 
przeanalizowaniu dostępnych danych ocenili negatywnie 
sytuację polskiego pacjenta onkologicznego na tle innych 
Europejczyków. Niestety w  ich rzeczowej opinii Polska 
należy do krajów z  najmniejszą liczbą refundowanych 
nowych leków onkologicznych oraz o niskim stopniu wy-
korzystania tych leków. Ograniczenia w dostępie wynikają 
również z wydłużonego procesu wprowadzania ich na listę 
leków refundowanych. (30)

Niniejsza analiza statystyczna została przeprowadzo-
na dla substancji dodanych stosowanych w dwóch wy-
branych obszarach terapeutycznych i dotyczy wydanych 

of the publication assessed that in 2007-2013, AOTMiT 
issued a total of 160 recommendations regarding 116 
drug and non-drug therapies in oncological indications 
and 44 in hematological indications (the study did not 
distinguish individual groups of drugs). The authors’ re-
search goal was to present basic definitions related to the 
most commonly used endpoints in oncology, to iden-
tify similarities and differences between them, and to 
analyse their impact on recommendations for financing 
cancer therapies from public funds. The distribution of 
positive and negative recommendations is presented ac-
cording to the level of significance of clinical outcomes 
jointly for all oncological therapies. It is not possible to 
compare the results of this analysis with the publication 
Władysiuk 2014 (29), because the conducted analysis is 
the first study drawing attention to reimbursement rec-
ommendations for innovative add-on therapies used in 
oncological patients (breast and genitourinary cancers) 
for 8 reference countries. 

It should be noted that initiatives aimed at presenting 
the scale of the problem of access to innovative therapies 
in oncology are taken by patient organizations. In 
2015, the Oncological Foundation for Young People 
ALIVIA, together with EY, developed a report on the 
differences in access to therapies between Poland and 
the European Union and Switzerland (30). The scope of 
the analysis included evaluation of availability through 
reimbursement and actual use of 30 selected medicines 
admitted to trading by the European Medicines Agency 
since 2004. The selection criteria included use (sales in 
kg) and high sales value (2013 quarter IV - 2014 quarter 
III). Among the therapies were drugs used in breast 
cancer.The authors of the study, following the analysis of 
the available data, assessed negatively the situation of the 
Polish oncological patient compared to other Europeans. 
Unfortunately, in their opinion, Poland belongs to the 
countries with the lowest number of reimbursed new 
oncology drugs and low use of these drugs. Restrictions 
in access also result from a long process of placing them 
on the list of reimbursed drugs.

This analysis has been carried out for add-on therapies 
from two selected therapeutic areas and concerns 
reimbursement recommendations, which constitute the 
first part of the reimbursement process (final decisions 
were not analysed). It would be reasonable in the future to 
conduct the analysis for other cancer diseases in order to 
check the chances of obtaining a positive recommendation 
for innovative add-on therapies in the whole field of 
oncology. In addition, further analysis can answer important 
questions: is the ICUR indicator an appropriate tool for 
making decisions on the reimbursement of added therapies, 
or does the methodology in economic assessments translate 
into reimbursement recommendations - and what are the 
determinants of the recommendations.
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CONCLUSIONS

Indicating the validity of a different approach in 
the process of issuing reimbursement recommenda-
tions, in particular in the aspect of economic issues, 
for countries such as Poland, where one profitability 
threshold for all types of therapy is currently in force, 
is a valid topic. The initiated discussion may constitute 
a supplement to the analysed area of oncological dis-
eases, especially in the case of add-on therapies which 
prove to be problematic when it comes to the obtain-
ing of a positive reimbursement. Undeniably, the cri-
teria for making the decisions should remain compre-
hensive and take into account aspects of the available 
budget, innovativeness and comprehensiveness of the 
drug, the degree of rarity of the disease, as well as the 
possible clinical benefit and unmet social need.

It is worth mentioning that actions are taken in Po-
land to create a new model of oncology technology as-
sessment in terms of financing them from public funds 
(28). However, they do not take into account the speci-
ficity of substances added to standard therapies.
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