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SOUHRN K HODNOTICI ZPRAVE

sp. zn. SUKLS304513/2023, datum: 15. 4. 2024

Hodnoceny pfipravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Pripravek POMBILITI (obsahujici [éCivou latku cipaglukosidaza alfa) je urcen k enzymatické substitucni lécbé
(ERT) dospélych pacientd s pozdni formou Pompeho nemoci.

Pompeho choroba (PD) je velmi vzacné dédicné onemocnéni. Pfi¢inou je mutace genu pro enzym (kysela alfa
glukosidaza), ktery rozklada glykogen. Pokud je tento enzym v lidském organismu deficitni, nebo je jeho aktivita
snizena, dochazi ke kumulaci lysozomalniho glykogenu v mnoha tkanich. Adultni forma Pompeho choroby je
pomalu progredujici, s Sirokou Skalou priznakd, které se objevuji kdykoli od 1 roku véku az do 6. dekady. V
klinickém obraze dominuje progredujici slabost proximalnich svalli koncetin s dominantnim postizenim dolnich
koncetin a respirani obtiZe, které vedou k invalidité a zavislosti na ventilatoru.

Vyjadreni Ustavu k hodnocenému pfipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek (dale jen ,ptipravek”) POMBILITI je rekombinantni DNA technologii vyrobeny inovovany enzym
alfa-glukosidazy. Spolecné podani s miglustatem (MIG) minimalizuje pokles aktivity enzymu v krvi béhem infuze
s predpokladem delSiho plsobeni. V registracni studii LP POMBILITI podany spolu s MIG (LP OPFOLDA) prokazal
zlepseni motorickych a respiracnich funkci u pacientd s pozdni formou PD. Na zédkladé odborného hodnoceni
dospél Ustav k zavéru, ze LP POMBILITI podany spolu s LP OPFOLDA mUze rozsitit Ié¢ebné moznosti u dospélych
pacientl s pozdni formou PD, které jsou v soucasné dobé omezeny jen na ERT pomoci rekombinantnich enzymi
avalglukosidaza alfa (NEXVIADYME) a alglukosidaza alfa (MYOZYME). Na zékladé dostupnych podklad( povazuje
Ustav klinicky pfinos LP POMBILITI spolu s LP OPFOLDA oproti LP MYOZYME a LP NEXVIADYME v hodnocené
indikaci za nejméné srovnatelny.

V pribéhu spravniho fizeni vSak nebylo prokazano, ze lécba pripravkem POMBILITI v kombinaci s miglustatem
je obdobné nakladna ve srovnani s dostupnou hrazenou lécbou alglukosidazou alfa a avalglukosidazou alfa.
Proto Ustav ptipravek nemohl posoudit jako nakladové efektivni Ié¢bu. Ustavu nejsou znamy skutecnosti, které
by vedly k neakceptovatelnému finanénimu dopadu na prostfedky verejného zdravotniho pojisténi.

Ustav proto s ohledem na neprokazani nakladové efektivity vydava negativni zhodnoceni a navrhuje Ghradu
nepfiznat.

Na zakladé jakych podklad( Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické i ekonomické aspekty zafazeni p¥ipravku POMBILITI do systému uhrad. Zohlednil
odborné podklady z klinickych studii a farmakoekonomické analyzy nakladové efektivity a dopadu na rozpocet,
které predlozila farmaceuticka spole¢nost uvadéjici pfipravek na cesky trh.
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Co to znamend pro pacienty a |ékare?

Léc¢ivému pripravku POMBILITI nebude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana uhrada a léCivy pfipravek nebude z
prostredk(l vefejného zdravotniho pojisténi standardné hrazen, pokud Zadny z Géastnikd fizeni (farmaceuticka
spoleénost nebo zdravotni pojistovny) nepredlozi zasadni novy dlikaz, ktery by odborné posouzeni zménil.

Spravni fizeni

Spisova znacka: SUKLS304513/2023

Lécivy pripravek a Zadatel

Zadatel: Amicus Therapeutics Europe Limited
Zastupce: Value Outcomes s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: cipaglukosidaza alfa, intravendzni podani
ATC: A16AB23
Lécivy pripravek: POMBILITI 105MG INF PLV CSL 1

POMBILITI 105MG INF PLV CSL 10

POMBILITI 105MG INF PLV CSL 25

Drzitel rozhodnuti o registraci: Amicus Therapeutics Europe Limited, Dublin, Irsko

Posuzovana indikace

Dlouhodoba enzymaticka substitucni Ié¢ba dospélych pacientl s pozdni formou Pompeho nemoci (nedostatek
kyselé alfa-glukosidazy).

Stanovisko k zadosti

Klinické dlakazy pro prikaz ucinnosti a bezpecnosti prfipravku POMBILITI s obsahem cipaglukosidazy alfa u
dospélych pacientl s pozdni formou PD povazuje Ustav za dostate¢né. V pozadované indikaci jsou jiz hrazeny
z prostfedkdl vefejného zdravotniho pojisténi LP MYOZYME a LP NEXVIADYME. Ustav na zakladé dostupnych
podkladl povazuje klinicky pfinos posuzovaného pripravku (podaného spolu sLP OPFOLDA) oproti LP
MYOZYME a LP NEXVIADYME v hodnocené indikaci za nejméné srovnatelny.

Ustav nenalezl v predlozenych farmakoekonomickych analyzach zasadni nedostatky znemozfiujici vyhodnoceni.
Lécivy pripravek POMBILITI nelze povaZovat za nakladové efektivni intervenci, nebot naklady na hodnocenou
intervenci prevysuji naklady na komparatory.

Analyza dopadu na rozpocet IéCivého ptipravku POMBILITI odhaduje 2 aZ 8 1éCenych pacientl rocné a ukazuje
vysledek ve vysi 4,7 az 17,0 milionl K¢ v prvnich péti letech. S ohledem na shromazdéné dikazy Ize dopad na
rozpocet povazovat za akceptovatelny.

Ustavu nebyly predlozeny smlouvy uzaviené mezi drziteli rozhodnuti o registraci a zdravotnimi pojistovnami
zajistujici limitaci nakladu.
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Zarazeni do skupiny v zasadé terapeuticky zaménitelnych LP

Lécivy pripravek byl posouzen jako nezaménitelny s Zddnou referencni skupinou.

K lé¢ivému pripravku nebyla identifikovana Zddnd srovnatelné Gc¢innd a nakladové efektivni terapie.

Maximalni cena

Maximalni cena neni stanovena.

Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)
107,1429 mg/den.

Uhrada ze zdravotniho poji$téni

Uhrada z prostredk( vefejného zdravotniho pojisténi neni stanovena.

Podminky Uuhrady

Uhrada nepfiznéna.
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