Zaangazowanle pacjentow w
proces podejmowania decyzji
dotyczgcej HTA

Wprowadzenie

Mozemy rozwazy¢ caty proces podejmowania decyzji dotyczgcej
HTA, jak przedstawiono na Ilustracji 1. Zaangazowanie
pacjentdéw w proces decyzyjny HTA moze mie¢ rdézny charakter.

Obszary zaangazowania pacjentow

Dane (badania naukowe)

Organy ds. HTA musza ocenia¢ wartos¢ dodang na podstawie
dostepnych informacji (dane). Dane w tym konteksScie moga
obejmowa¢ zakres od badaidn klinicznych do dosSwiadczen
pacjentdw. Oceny danych bedg sporzgdzane w postaci badan
ilosciowych lub jakosSciowych.

Pacjenci mogg wieloma sposobami dostarcza¢ ,dane” do HTA, na
przyktad:

= Opracowujac lub weryfikujgc pomiary wynikéw Swiadczonych
ustug medycznych na podstawie opinii pacjentow (PROM),
pomagajgc organom regulacyjnym, organom ds. HTA i firmom
farmaceutycznym zrozumieé¢, co nalezy mierzy¢ podczas
badan klinicznych
» Uczestniczac w badaniach wysokiej jakosSci
= Opracowujagc lub wypetniajgc ankiety:
»Stuzgce do uzyskania informacji o 1liczbie
pacjentéw cierpigcych na dang chorobe
» Stuzgce do dokumentowania doswiadczen pacjentow
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cierpigcych na dang chorobe (na przyktad liczba
pacjentéw z réznymi postaciami choroby)

= Stuzgce do dokumentowania dosSwiadczehA pacjentéw z
aktualnymi terapiami (na przyktad liczba pacjentow
doswiadczajgcych pewnych zdarzen niepozagdanych i
odsetek pozwalajgcy oceni¢ te zdarzenia jako
ekstremalne)

» Przedstawiajgc dosSwiadczenia i historie pacjentéw
organom ds. HTA, ktdre korzystajg z tych informacji, aby
zbada¢ pozostate dane. Na przyktad, jesli pacjent
konsekwentnie zgtasza, ze dana choroba jest ucigzliwa ze
wzgledu na koniecznos$¢ przyjmowania wielu lekéw, organy
ds. HTA beda analizowa¢ wszystkie dane, aby ustalié, czy
nowy lek lub nowy sposéb podawania leku zmniejszy te
ucigzliwos¢.

» Sktadajgc wnioski pacjentéw (w celu dokonania oceny),
korzystajgc w tym celu z formatu o ustalonej strukturze,
ktére dostarczajg organom ds. HTA informacji o wptywie
na roézne kryteria decyzyjne (np. réwnosc,
réwnouprawnienie, kwestie prawne, etyczne,
psychospoteczne) w pordwnaniu z biezgcymi alternatywami.
W idealnej sytuacji wnioski majg na celu przedstawienie
informacji od szerokiej grupy pacjentéw w sposédb
uporzgdkowany i bezstronny. Wnioski moga zawierad
wszystkie powyzsze elementy.

Jednym z probleméw jest sposdb gromadzenia, analizowania i
uwzgledniania punktow widzenia pacjentdw na poszczegdlne
atrybuty nowej technologii. Réznica miedzy podawaniem dozylnym
i tabletka przyjmowana raz dziennie moze byc¢ znaczaca dla
pacjenta, ale nieuchwycona w ocenie warto$ci (na przyktad,
jesli oceniang warto$cig jest dodatkowy rok zycia skorygowany
o jakos¢). Dlatego dobrze przeprowadzone badanie preferencji —
takie jak koniecznos$¢ wyboru sposrdd scisle okres$lonych opcji
— moze by¢ przydatnym dodatkiem do oceny ogdélnej wartosSci.
Moze zostal przeprowadzone w oparciu o dane z randomizowanych
badan klinicznych z grupa kontrolng, a tym samym zapewnit



wtasciwg precyzje naukowg stwierdzeniom, ktére w innym wypadku
mogq zostal uznane za wyrazanie preferencji (,to podoba mi sie
bardziej niz tamto”), ktére ma niewielkie lub zadne znaczenie
w dobrze przeprowadzonej ocenie HTA.

Problem decyzyjny (kontekst)

Pytania, na ktdére odpowiedzi majg dostarczy¢ badania, sg
czesto formutowane przez lekarzy. Jednak na tym etapie nalezy
wzig¢ pod uwage perspektywy pacjentéw, aby:

=zapewnié¢, ze problemy wazne dla pacjentdédw s3a
uwzgledniane w sposobie opracowania badania 1 oceniania
dowodoéw;

- pomaga¢ w okresleniu zakresu pytan badawczych i
definiowaniu problemu decyzyjnego dla organdéw ds. HTA;
oraz

- skomentowad¢ wstepne =zalecenia przedstawione do
konsultacji w celu zapewnienia, ze zalecenia te sg
uczciwe.

Ocena naukowa 1 analiza

Oceny naukowe sg to metodyczne 1 systemowe rozwazania, na
ktdrych opiera sie analiza danych. Stabe lub wysoce zmienne
oceny mogg prowadzi¢ do ztych lub nieprzewidywalnych wynikéw i
potencjalnie ztych decyzji. Pacjenci i grupy pacjentéw moga:

» Sprawdzic¢, czy ich lokalny organ ds. HTA korzysta z
podrecznika oceny lub wskazéwek metodycznych (podrecznik
ze wskazOwkami dotyczgcymi metod), a jesli nie, polecit
jakis. W ten sposdéb propaguje sie spéjnos¢ analizy
naukowej 1 uzywanie przejrzystych oraz aktualnych
poréwnywalnych podejsc.

= Jesli istnieje podrecznik lub wskazéwki metodyczne,
sprawdzié¢, czy istniejg takze metody pomiardw wynikdéw na
podstawie opinii pacjentéw i inne sposoby
wykorzystywania perspektywy pacjentéw lub poprosié¢ o ich



uwzglednienie.

= Angazowa¢ sie w konsultacje 1lub aktualizacje
podrecznikéw lub wskazowek metodycznych inicjowane przez
organy ds. HTA, aby zapewnié, ze procesy majgce na celu
uwzglednienie perspektyw pacjentéw =zostaty jasno
przedstawione.

Wartosé

W tym kontekscie warto$¢ oznacza zgtaszane przez poszczegdlne
osoby priorytety, na ktérych powinna sie opierac¢ interpretacja
dowodow. Na przyktad, jak wazne jest wyeliminowanie pewnych
wynikéw lub chordéb w odniesieniu do innych? Wartos¢ moze takze
obejmowa¢ wzgledne znaczenie réznych czynnikéw dla
podejmowania decyzji, na przyktad wptyw nowej technologii na
rownos¢ i rownouprawnienie, a takze jej prawne, etyczne i
psychospoteczne implikacje.

Pacjenci lub grupy pacjentow mogg:

= Sprawdzaé¢, czy ich lokalny organ ds. HTA posiada oparty
na kryteriach schemat podejmowania decyzji. Niektére
organy ds. HTA stosujg spéjne i przejrzyste schematy
oceny. W wiekszo$ci wypadkéw schematy oceniajgce wartosc
nie istniejg lub organy ds. HTA po prostu stwierdzaja,
ze rozwazajg skuteczno$¢ kliniczng i efektywnos¢
kosztowa. Poniewaz wartos¢ wynika z pordwnania kosztow z
uzyskang korzyscig, ocena relacji efektywnosci
klinicznej/kosztowej dotyczy wytgcznie efektow
klinicznych (zwigzanych ze zdrowiem). Pacjenci moga
promowa¢ schemat oceniania lub jesli jaki$ istnieje,
dazy¢ do jego uwzglednienia.

»Sprawdza¢, czy ich lokalny organ ds. HTA ma
przedstawicieli skt*adajgcych wnioski pacjentéw i
wypowiadajgcych sie w imieniu szerszej grupy obywateli
(dzieki znajomosci wspolnych potrzeb i informacji
zwigzanych z pacjentami), a nie konkretnej grupy
pacjentow.



= Sktada¢ wnioski grup pacjentéw, aby podkresli¢ wzgledne
znaczenie réznych kryteridow decyzyjnych, ktdére powinny
zosta¢ uwzglednione (takich jak wyniki dotyczace
zdrowia, réwnos¢, rdéwnouprawnienie, kwestie prawne,
etyczne i psychospoteczne. Wnioski moga by¢ opiniami lub
opiera¢ sie na badaniach empirycznych (takich jak
ankiety).

Zalecenia (weryfikacja)

Zalecenia powinny by¢ spdéjne z rozpatrywanymi danymi i
uwzglednionymi wartosciami. Pacjenci lub grupy pacjentow moga:

= Sprawdzaé¢, czy ich lokalne organy ds. HTA maja
mechanizmy sprawdzania i opiniowania rekomendacji (lub
prosi¢ o ich zastosowanie), aby zapewnié¢, ze procedury
formutowania rekomendacji sg odpowiedzialne i uczciwe.

= Jesli mechanizm sprawdzania i opiniowania istnieje,
wykorzystywa¢ go, aby zapewnié¢, ze dowody i informacje
pochodzace od pacjentédw zostaty uwzglednione i sg spdjne
z dostarczonym danymi i informacjami na temat wartosci

= Przekazywa¢ zrozumiate dla pacjentdéw podsumowania
rekomendacji.

Decyzja

Decyzje powinny by¢ zgodne z rekomendacjami, a jes$li nie sa,
powinny by¢ opatrzone wyjasnieniami przyczyn réznic. W tej
fazie pacjenci mogg zmienia¢ dotychczasowg role dostarczycieli
dowodéw i wartosci na role rzecznikéw.

Pacjenci lub grupy pacjentéw mogg:

= Komunikowa¢ sie z lokalnymi organami decyzyjnymi przed
przedstawieniem przez nie rekomendacji dotyczgcej
wzglednego znaczenia decyzji i zapewnial, ze informacje
zostaty przedstawione organowi ds. HTA.

= Monitorowa¢ okres pomiedzy sporzadzeniem rekomendacji i



podjeciem decyzji w celu poprawy odpowiedzialnos$ci w
procesach HTA.

- Angazowa¢ sie w odpowiednie procesy polityczne (takie
jak rzecznictwo) po podjeciu decyzji lub jej nadmiernym
opdZznieniu.

= Opowiadaé¢ sie za sfinansowaniem wszelkich dalszych
zalecanych badan i uczestniczy¢ w nich po podjeciu
decyzji.

Nadzorowanie

Poza procesami dotyczacymi poszczegdélnych ocen HTA pacjenci
majg do odegrania wazng role w nadzorowaniu organu HTA. Na
przyktad pacjenci mogg wtgczaé¢ sie do oceniania procesu HTA
lub istotnie pomaga¢ w ocenie procesdéw wtgczania pacjentow.

Badanie doswiadczen pacjentow w
procesie HTA

W niektorych procesach HTA pacjenci sg proszeni o opisanie,
jak wyglgda zycie z dang chorobg 1 jakie znaczenie mogtoby
mie¢ wprowadzenie nowego leczenia lub 1leku. Takie
doswiadczenia pacjentdéw stanowig wazne informacje dla organu
HTA:

»Sg traktowane jako rzeczywiste ,przypadki”. Jednak
pojedyncze przypadki nie stanowig szczegdlnie silnych
dowoddéw. Organy HTA sa zainteresowane doswiadczeniami
catych populacji, a te lepiej uzyskiwa¢ za pomoca badan
jakosciowych grup pacjentéw cierpigcych na dang chorobe.
Jest to obszar, ktéry moga wspomagal organizacje
pacjenckie czerpigce z bogactwa wspdlnych doswiadczen
cztonkdéw, aby uzupeiniad przekazy od indywidualnych
pacjentow.

= Pacjenci dostarczajg wstepnych wskazéwek dotyczacych
znaczenia wynikéw. Moze to pozwoli¢ okreslié¢ sposéb
korzystania z danych klinicznych i wskaza¢ wyniki, ktdre



nalezatoby zbadac¢. Jest to takze z perspektywy
swartosci” — wskazywanie, ktdére wyniki sg najwazniejsze
i co oznacza akceptowalna ,sensowna” réznica dla
pacjentdéw. Ponownie, organy HTA sa bardziej
zainteresowane catymi populacjami 1 badaniami
obejmujgcymi cate populacje niz indywidualnymi
~przypadkami”. Jednak w razie braku badan indywidualne
przypadki mogg stanowi¢ uzyteczny punkt wyjscia i
dostarcza¢ perspektyw niedostepnych w inny sposéb.

Badanie danych wejsciowych -
,rzecznictwo” a , dowod”

Celem procesow HTA jest pomoc dla decydentéw — powinny byc¢ w
nich uzyte wtasciwe dane i analizy w potgczeniu z uczciwymi i
odpowiedzialnymi procesami, aby stworzy¢ rekomendacje, na
ktéorych podstawie wtadze podejmg decyzje (takie jak
udostepnienie nowej technologii medycznej pacjentom, ktdrym
jest potrzebna, i sposéb, w jaki zostanie to przeprowadzone).
W tym procesie dane pochodzace od pacjentéw majg kluczowe
znaczenie dla zapewnienia, ze brana jest pod uwage wartosd
nowej technologii dla zycia chorych. Pacjenci moga uznad, ze
dostepno$¢ danej technologii ma ogromne znaczenie dla ich
zycia. W takim wypadku decyzja wienczgca proces HTA moze mied
wielkie znaczenie dla ich zdrowia. Aby zapewnié, ze priorytety
pacjentéw sa brane pod uwage, pacjenci powinni dostarczad
decydentom informacji, aby lepiej wyjasnié¢, jak wazna jest
decyzja 1 dlaczego jest tak wazna. Decydenci muszag to
wiedzied, aby uzasadnia¢ swoje decyzje na podstawie dostepnych
informacji za pomocg dajacych sie obronié proceséw.

Rolg pacjentédw powinno by¢ zapewnienie, ze wdrozono odpowiedni
proces HTA. Obejmuje to:

» zapewnienie, ze do celdow analiz i rekomendacji sa
stosowane precyzyjne i przejrzyste procesy;
» utatwianie zaangazowania pacjentdow w definiowanie



analiz;

»uczestnictwo w komisjach sporzadzajgcych rekomendacje
HTA;

dostarczanie informacji zwrotnych na etapie
rekomendowania i analizowania; oraz

- przedstawianie wtasnych perspektyw spdéjnych z wczesniej
oméwionymi zasadami (wacznie z tym, czym jest zycie z
dang chorobg, jakim ograniczeniom podlegajag obecnie
stosowane terapie oraz - w wypadkach, w ktérych
informacje prawdopodobnie pomoge w ocenie wartos$ci
og6lnej — okreslanie preferencji dotyczgcych konkretnych
cech produktu).

W wielu procesach HTA brakuje tych waznych praktyk uznawanych
za ,kluczowe” zasady. Na przyktad w wielu komisjach ds. HTA
nie ma przedstawicieli pacjentow — o0s6b, ktdre rozumieja
proces i mogg wypowiada¢ sie w imieniu pacjentéw w fazie
rekomendacji.

Wartosci 1 standardy jakosci
dotyczgce zaangazowania pacjentow w
procesy HTA

W 2014 r. miedzynarodowa sie¢ oceny technologii medycznych
(HTAL1) pracowata, wraz z szerokim miedzynarodowym gronem stron
zainteresowanych, nad stworzeniem standarddéw jakos$ci
dotyczgcych zaangazowania pacjentdw w procesy HTA. Te wartosci
lezg u podstaw zasad wskazujacych znaczenie zaangazowania
pacjentdw w HTA. Standardy jakosci to praktyczne kroki, ktore
organy HTA mogg podjaé¢, aby zapewni¢ skuteczne zaangazowanie
pacjentdw w poszczegdlne oceny HTA i ksztattowanie ogdlnego
procesu HTA. (Z peinym tekstem mozna sie zapoznac¢ na stronie
HTAi: Values and Quality Standards for Patient Involvement in
HTA (w jez. angielskim)

Wdrazanie tych wartosci i standardéw jakosSci pozostaje na
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wczesnym etapie, ale grupy pacjentéw majg do odegrania waznag
role w promowaniu ich razem z organami HTA i angazowania sie w
dziatania HTAi, aby zacheca¢ do korzystania z nich.

Wnioski

Pacjenci mogg wnies¢ swdj wktad w wielu obszarach HTA. Rola
pacjentdéw rozpoczyna sie, zanim nowy lek zostanie opracowany i
moze by¢ realizowana w ramach HTA oraz po sporzadzeniu
rekomendacji przez organ HTA. Punktem wyjscia dla kazdego
pacjenta lub grupy pacjentéw jest zbadanie wkt*adu do proceséw
lokalnego organu HTA 1 ocena, czy proces jest uczciwy 1
odpowiedzialny.

Ostatecznie organy HTA muszg zrozumieé¢, jak nowa technologia
wptynie na wszystkich pacjentdéw cierpigcych na danag chorobe.
Najbardziej przydatne dla organdéw HTA bedg badania obejmujgce
duzg, reprezentatywna probe lokalnych pacjentéw, prowadzone
dobrymi metodami. Oprdécz przekazywania osobistych relacji,
grupy pacjentow mogg takze zastanowic¢ sie, jak najlepiej
opracowa¢ lub dotaczy¢ do analizy HTA badania obejmujgce
populacje.
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