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SOUHRN

Dolezal T. Zakladni farmakoekono-
mické metody a pojmy

Zhodnoceni ekonomického dopadu
pouzivan{ farmaceutickych produkt,
farmakoekonomika, je mladou a rychle
se rozvijejici oblasti vyzkumu. Farmako-
ekonomické hodnoceni poméhd lékatrtim
a zdravotnickym manazerim v rozho-
dovacim procesu o vybéru nejvhodnéjsi
terapie a zdrovenl pomahd v piistupu pa-
cientt k novym a hodnotnym lé¢iviim.
Tento ¢lanek ptindasi prehled zakladnich
metod pouzivanych ve farmakoekono-
mice, typy dat, kterd jsou v analyzach
pouzivdna, a soucasny stav vyuzivani
farmakoekonomickych studii.

Kli¢ovaslova: farmakoekonomika, zdra-
votni ekonomika, outcomes research.

SUMMARY

Dolezal T. Pharmacoeconomics - ba-
sic methods and terminology

Economic evaluation of pharmaceuti-
cal products, or pharmacoeconomics,
is young and rapidly growing area of
research. Pharmacoeconomic evalua-
tion is important in helping clinicians
and managers make choices about new
pharmaceutical products and in help-
ing patients obtain access to new valu-
able medications. This article reviews the
basic concept of pharmacoeconomics,
the types of data available for economic
evaluation, and the ,state of the art® in
pharmacoeconomics as reported in the
medical literature.

Key words: pharmacoeconomics, health
economics, outcomes research.

Farmakoekonomika je interdisciplindrni obor (soucést
zdravotni ekonomie, health economy), ktery spojuje me-
tody farmakologické, klinické, ekonomické a epidemiolo-
gické a ma za cil pfipravit podminky pro nejracionalnéjsi
vyuziti ptirozené omezenych zdrojt ve zdravotnictvi a ze-
jména v 1ékové politice. Farmakoekonomika byvd nékdy
mylné povazovana za metodu, kterd vede ke kratkodo-
bym usporam vydajt na 1éky, ale takovy cil je nerealny ve
vét§iné zdravotnich systémi. Primérnim cilem je alokace
zdroji takovym smérem, kde je zarucena jejich navratnost
nebo uspora v dlouhodobych ukazatelich.
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Je nespornym faktem, Ze zdravotni vydaje rostou rych-
lym tempem (v zemich OECD v obdobi 1998-2003 to bylo
4,8 % meziro¢né, v CR 5,4%) a naklady na léky maji ten-
to trend jesté dynamictéjsi. Stéle vice se rozeviraji ntizky
mezi tim, kolik penéz ve zdravotnictvi mame a co vSechno
si za né muzeme dovolit. Je to dano predevsim prichodem
novych a nakladnych technologii a starnutim populace,
kterd konzumuje vice draz$i zdravotni péce, vcetné vétsi-
ho objemu drazsich 1éka.

Vznikd tedy logicky nedostatek prostfedktl a v ramci
zdravotnického systému je potfeba hodnotit ekonomic-
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Moznosti a limity financovdni zdravotnictvi - tzv. health gap

A
§ rozvoj technologii
§ health gap
dostupné zdroje
Cas

kou vyhodnost vlozenych investic. Pravé farmakoeko-
nomika nabizi nastroje, jak dat do vztahu naklady (cost)
a dosazené vysledky (effectiveness, outcomes). Muze tak
byt pomocnikem pti rozhodovacich procesech v ramci
alokace limitovanych zdroju ve zdravotnictvi.

Bylo by naivni ptedpokladat, Ze rozhoduji jen farmako-
ekonomické argumenty, a neni tomu tak ani v zemich, kde
maji pevné misto v procesu cenotvorby a nastaveni thra-
dy z prostfedki vefejného zdravotniho pojisténi. V tab. 1
je subjektivni prehled raciondlnich a iracionalnich argu-
mentd, které hraji v tomto procesu roli.

Tab. 1. Faktory urcujici ochotu hradit zdravotni vydaje z verejnych
prostredkii

Ekonomickd vyhodnost — cena/rok ziskaného zivota, cena/QALY

Dopad na zdravotni rozpocet - tzv. budget impact

Naléhavost onemocnéni - prevalence, incidence, morbidita, mortalita

Dostupnost alternativni terapie

Zdravotni stav a kvalita Zivota na pocétku terapie a Spatna prognéza

Medidlni tlak vefejnosti a pacientskych organizaci

Lobbing vyrobcd, profesnich organizaci a zajmovych skupin

Principy rovnosti a solidarity; politicka rozhodnuti, faze volebniho

cyklu

METODY FARMAKOEKONOMIKY

Farmakoekonomika rozlisuje tzv. pfimé vydaje - vydaje
na zdravotni péé¢i (Iéky, hospitalizace, ambulantni péce,
laboratorni a piistrojové vysetteni apod.) a vydaje nepfi-
mé - ztrata produktivity, pracovni neschopnost, invalidi-
zace, o$etfovatelskd péce apod. Farmakoekonomika klade
také dtiraz na kvalitu Zivota (kazdé onemocnéni rtizné po-
stihuje kvalitu Zivota) a metodologicky je schopna s touto
hodnotou po¢itat (QALY, quality adjusted life years).
Farmakoekonomicka data 1ze shromazdovat riznymi
zptisoby. Jemozné planovata provadét primarné farmako-
ekonomické studie, coz je pfirozené nejnakladnéjsi a ¢a-
sové nejdelsi. Dal$im zptisobem je sbér ndkladovych dat
spole¢né s klinickymi studiemi, takovy postup se nazyva
»piggy-bag studie Nejéastéj$im postupem, ktery zabira
nejméné ¢asu a umoznuje flexibilni ptistup, je vytvare-
ni farmakoekonomickych modelt. Farmakoekonomické
modely umoznuji integraci riznych typt dat ze studii
randomizovanych, retrospektivnich, pacientskych data-
bézi a Gdajti o ndkladech na terapii a péci. Dalsi vyho-
dou modelu je, Ze ndm davaji relativni volnost ve volbé

¢asového horizontu, po ktery simulujeme vyvoj nakladt
a pfinosi.

Farmakoekonomické analyzy nabizeji nékolik stan-
dardnich postupti. Jejich prehled je uveden v tab. 2. Ve
farmakoekonomickém ptistupu je zcela zasadni, z jakého
pohledu je analyza provadéna, zda z pohledu celé spole¢-
nosti, platce (napt. zdravotni pojistovny), 1ékare, zdravot-
nického zatizeni nebo pacienta. Vysledky nakladové efek-
tivity se podle thlu pohledu mohou zdsadné ligit.

Tab. 2. Zdkladni typy farmakoekonomickych analyz

Typ analyzy Vystup
Studie nakladovosti - cost of naklady na terapii (napf. na pa-
iliness cienta a rok, populaci pacientt

sdg. aj.)

CMA - cost-minimization
analysis

stejna ucinnost rozdilnych
postupd, srovnani nakladd

CBA - cost-benefit analysis jak vstupy, tak vystupy museji
byt vyjadieny ve financnich

jednotkach

CEA - cost-effectiveness
analysis

cena/zachranény zivot
cena/klinickou jednotku (TK,
BMD, LDL...)

CUA - cost-utility analysis vyjadiuje preference pacienta

cena/QALY

BIA - budget-impact analysis vysledkem je dopad na zdra-
votni vydaje po zavedeni nové

technologie

Pfi hodnoceni nédkladové efektivity jsou vedle vysled-
ki predregistraénich randomizovanych a kontrolovanych
klinickych studii vyuzivany rovnéZ observaéni a databa-
zové analyzy. Znam je rozdil mezi ,efficacy” a ,effective-
ness‘, tedy pouzitim léku v bézné klinické praxi. Hovofi-
me také o datech z redlné klinické praxe (,real-life stu-
dy“), ktera se mohou zasadné lisit od vysledka klinickych
studii, které vzdy pouzivaji preselektovanou populaci pa-
cientdl. VZdy se jednd o kompromis mezi vnitfni a vnéjsi
validitou predkladanych dat, tedy mezi metodickou ¢is-
totou a generalizovatelnosti na $ir$i pacientské populace.
Protoze hodnoceni farmakoekonomického profilu nové-
ho 1é¢iva by mélo odrazet jeho realné klinické pouZiti ve
specifickém prostiedi unikatniho zdravotniho systému, je
farmakoekonomika velmi oteviena pouziti dat z redlného
klinického prosttedi. Jednou z dal$ich vyhod tohoto typu
vyzkumu je moZnost sledovani del$iho ¢asového horizon-
tu, nez jsou schopny obsahnout klinické studie faze III,
a v neposledni radé také moznosti analyzy vétsich popu-
laci, jejichz zdznamy jsou ukladany ve velkych databézich.
Znamymi riziky retrospektivniho sledovani je moznost
zkresleni kauzalit a souvislosti a vytvofeni ,bias® jak jsme
byli naptiklad svédky v ptipadé klamné pozitivniho vlivu
hormonalni substitu¢ni 1é¢by na kardiovaskularni systém.
Udaje z registra¢nich a ptisné kontrolovanych klinickych
studii a observa¢ni data z redlné klinické praxe by se mély
v idedlnim ptipadé harmonicky doplnovat, protoze kazda
metodologie generuje jiny typ a kvalitu dat.

Cela tada regula¢nich autorit si ztetelné uvédomuje,
Ze v okamziku registrace nového 1éku, kdy existuje velky
tlak na jeho zatazeni do systému uhrad ze zdravotniho
pojisténi, nemohou byt k dispozici udaje z bézné klinické
praxe a neni mozné se kvalifikované vyjadrit k jeho redlné
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nakladové efektivité. Proto je v Evropé postupné rozsifo-
van institut prozatimni ¢i do¢asné uhrady ze zdravotniho
pojisténi a vyrobce je zavazan ke sbéru dat z redlné kli-
nické praxe. Po ur¢ité dobé jsou podminky podrobeny
pfehodnoceni a posunuty blize klinické realité. V tab. 3
jsou uvedeny rozdily mezi daty klinickymi, observa¢nimi
a farmakoekonomickymi.

Tab. 3. Klinicky, outcomes a farmakoekonomicky vyzkum

Klinicky Outcomes Farmako-

vyzkum research ekonomika
Cile studii efficacy effectiveness | efficiency
Preferovany | randomizované | observacni farmako-
design kontrolované a kohortové ekonomické

studie (RCT) studie studie
Sledované Casto sirsi udaje, néaklady
parametry kratkodobé patient-repor- | a pfinosy

markery ted outcomes

(PRO)

Casovy kratkodobé dlouhodobé dlouhodobé
horizont az celozivotni
Zdroje dat umélé bézna klinickd | bézna klinicka

podminky praxe praxe

Podle: Rychlik R. Strategies in pharmacoeconomics and outcomes research. New
York: Pharmaceutical Products Press, The Haworth Press; 2002

Pfi posuzovani nadkladové efektivity nového 1é¢iva je
naprosto klicovym bodem uréeni komparitoru, s nimz
je nova technologie srovnévana. Neexistuje totiZ nic jako
absolutni nakladova efektivita, ale hodnota nové 1é¢by je
nezbytné spjata s dosavadnim zptisobem 1é¢by. Tady casto
neposkytuji registraéni studie dostatek informaci, velmi
nizkou vyuzitelnost maji naptiklad placebem kontrolo-
vané studie, které k registraci $iroce vyzaduje Americka
FDA (Food and Drug Administration). Komparatorem
pfi urceni ndkladové efektivity by mél byt v daném sys-
tému a Case nejrozsifenéj$i terapeuticky rezim, ktery je
povazovan za ,zlaty standard® Ideédlni by pro redlné vy-
jadreni ndkladd a pfinost byly ptimé srovnavaci studie
typu ,,head to head K provadéni takovych studii ale z po-
chopitelnych divodi neni mezi farmaceutickymi vyrobci
dostatek ochoty a zatim neexistuje dostate¢na poptavka
po téchto datech ani ze strany regula¢nich autorit. Proto
musime vyuzivat systematickych prehled metaanalyz
a neztidka rovnéZz nepfimych srovnani na zakladé podob-
né usporadanych klinickych studii. S témito srovnanimi
je ale treba nakladat velmi obezfetné, protoze mohou byt
zdrojem zkresleni farmakoekonomickych analyz. Vzdy
plati, Ze kvalita farmakoekonomické studie stoji a pada
s kvalitou klinickych dat, ktera jsou v analyze pouZita.
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Farmakoekonomika a outcomes research maji pro-
pracovanou metodiku, jak mérit preference pacienta
a stanovovat kvalitu Zivota v rdznych stavech. Pfi ana-
lyze typu cost-utility je tento parametr soudasti vysled-
kové casti rovnice a kvantita se s kvalitou Zivota slouci
v parametru QALY (quality-adjusted life years). Nékdy
hovotime (zejména v americké terminologii) o PRO (pa-
tient-reported outcomes), tedy o vysledcich intervence
naziranych z pohledu pacienta, jako protiklad clinician-
reported outcomes (pohled lékate), caregiver-reported
outcomes (pohled pedovatele) a physiological outcomes
(objektivné méftitelné hodnoty, jako napt. krevni tlak,
glykémie apod.).

Meéfeni kvality Zivota a jeji zahrnuti do farmakoeko-
nomické analyzy je vyznamné zejména pro chronickd
onemocnéni, kterd nezpusobuji vyznamnou mortalitu
ve srovnani napt. s kardiovaskuldrnimi ¢i onkologickymi
diagnézami. Priklady mohou byt astma, chronicka ob-
strukéni plicni nemoc, revmatoidni artritida apod.

Kvalita zivota muze byt méfena bud $kalami veobec-
nymi (generickymi), které umoznuji pouziti u véech ne-
moci, nebo $kalami specifickymi, které byly vyvinuty pro
jednotlivé diagnozy a nelze je pouzit u jinych chorob. Ge-
nerické skaly jsou sice méné senzitivni pro jemné zmény
kvality Zivota v ramci diagndzy, ale jejich vyhodou je moz-
nost porovnat kvalitu Zivota mezi rtiznymi chorobami.
Nejéastéji pouzivanymi generickymi $kdlami jsou SF-36
(pro Spojené staty americké) a EQ-5D (EuroQol) pro ob-
last Evropy.

Nejjednodussim métenim preferenci pacienta je tzv. vi-
zualni analogova $kala (VAS), ktera udava kvalitu Zivota
na stupnici od 0 do 1. Pacient je dotazan, jakym bodem na
této skale hodnoti svtij okamzity pocit kvality Zivota.

Naptiklad v generické $kdle EQ-5D (Euroqol, www.
eurogol.org) je kvalita Zivota hodnocena v 5 dimenzich
(mobilita, sobéstacnost, bézné denni aktivity, bolest/
dyskomfort, uzkost/deprese) vidy do 3 moznych stupni
(Zadny problém; néjaky problém; vyznamny problém).
Vysledkem kombinaci rozdilnych odpovédi mtize byt az
243 moznych stavti mezi hodnotou 0 (smrt) a hodnotou 1
(absolutni pocit zdravi). Na zavér jesté pacient na nume-
rické $kale 0-100 ohodnoti jednim bodem svtij okamzity
pocit kvality Zivota. Genericka $kala EQ-5D je dnes pie-
loZena a validovana v 80 jazykovych mutacich, pomoci
konvergen¢nich tabulek je pouzitelna ke stanoveni utility.
Naproti tomu dotaznik SF-36 je natolik komplexni, Ze by
vytvarel az nékolik miliont moznych stavu, a nelze jej tedy
pro stanoveni utility pouzit. Pro urceni utility byla proto
vyvinuta jednodussi forma SF-6D.
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