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SOUHRN K HODNOTICi ZPRAVE

sp. zn. SUKLS267819/2022, datum: 24. 3. 2023

Hodnoceny pripravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Pripravek NEXVIADYME (obsahujici |éCivou latku avalglukosiddza alfa) je uréen k enzymatické substitucni 1écbé
Pompeho choroby.

Pompeho choroba (PD) je velmi vzacné dédicné onemocnéni. Pficinou je mutace genu pro enzym (kysela alfa
glukosidaza), ktery rozklada glykogen. Pokud je tento enzym v lidském organismu deficitni, nebo je jeho aktivita
snizend, dochazi ke kumulaci lysozomalniho glykogenu v mnoha tkanich. Nejcastéji byva postizené pficné
pruhované svalstvo, u malych déti je toto postiZzeni patrné také v srdec¢nim svalu. Mezi dalsi tkané a soustavy,
které mohou byt postizeny, patfi cévni systém, centralni nervova soustava, jatra a ledviny.

Vyjadreni Ustavu k hodnocenému piipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek (dale jen ,ptipravek”) NEXVIADYME je rekombinantni DNA technologii pfipraveny enzym alfa-
glukosidaza druhé generace, ktery ma inovované sloZeni, které by mélo zabezpecit vysokou aktivitu enzymu pfi
lécbé PD.

Na zakladé odborného hodnoceni dospél Ustav kzavéru, 7e klinickd data o Ucinnosti a bezpeénosti
avalglukosidazy alfa (NEXVIADYME) u pacientd s PD (détskych i dospélych) prokazuji obdobnou ucinnost a
bezpecnost jakou ma soucasna terapie alglukosidazou alfa (MYOZYME).

Hodnoceni nakladové efektivity a dopadu na rozpocet nebylo poZadovano, protoZe ve stejné indikaci je jiz se
stejnymi naklady hrazen terapeuticky zaménitelny pripravek MYOZYME.

Ustav proto vyddva pozitivni zhodnoceni a navrhuje pFipravku NEXVIADYME Ghradu v posuzované indikaci
pfiznat.

Na zakladé jakych podklad(i Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické aspekty i ekonomické aspekty zafazeni ptipravku NEXVIADYME v posuzované indikaci
do uhrad. Zohlednil odborné podklady z klinickych studii, které predloZila farmaceuticka spolecnost uvadéjici
pfipravek na ¢esky trh. Dale vzal Ustav v potaz aktudlni zahrani¢ni doporuéené postupy k terapii PD.

Co to znamena pro pacienty a lékare?

Lécivému pripravku NEXVIADYME bude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana uhrada, pokud zadny z ucastnikd
fizeni (farmaceuticka spole¢nost nebo zdravotni pojistovny) nepredlozi zasadni novy dikaz, ktery by odborné
posouzeni zménil.
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Spravni fizeni
Spisova znacka: SUKLS267819/2022

LéCivy pripravek a zadatel

Zadatel: Sanofi B.V.
Zastupce: sanofi-aventis s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: avalglukosiddza alfa
ATC: A16AB22
Lécivy pripravek:

Kéd SUKL Nazev léCivého pripravku Doplnék nazvu
0268073 NEXVIADYME 100MG INF PLV CSL 1

Drzitel rozhodnuti o registraci / vyrobce / dovozce: Sanofi B.V.

Posuzovana indikace

Dlouhodoba enzymaticka substitucni lécba pacientll s Pompeho nemoci (PD), nedostatek kyselé alfa-
glukosidazy.

Stanovisko k zadosti

Klinické dlkazy pro prlikaz ucinnosti a bezpeénosti pfipravku NEXVIADYME s obsahem avalglukosidazy alfa u
détskych i dospélych pacienttl povaZuje Ustav za dostateéné. V pozadované indikaci je jiz hrazen z prostfedk(
verejného zdravotniho pojisténi pripravek MYOZYME, ktery se s posuzovanym pfipravkem NEXVIADYME
v zasadé terapeuticky zaménitelny.

Jeliko? Ustav nestanovuje pFipravku NEXVIADYME vy$$i thradu ani méné omezujici podminky Ghrady oproti
terapeuticky zaménitelnému pfipravku MYOZYME, neni hodnoceni ndkladové efektivity ani dopadu na rozpocet
vyzadovdno.

Zarazeni do skupiny v zasadé terapeutickych LP

Lécivy pripravek NEXVIADYME byl posouzen terapeuticky zaménitelny s jiz hrazenym pfipravkem MYOZYME
(alglukosidaza alfa) a zarazeny do skupiny vzasadé terapeuticky zaménitelnych pfipravkl uréenych k
enzymatické substitucni [écbé Pompeho choroby.

K lécivému pripravku nebyla identifikovdna srovnatelné ucinna a nakladové efektivni terapie.

Maximalni cena

Maximalni cena je stanovena nasledovné:
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) Maximalni
Kod Navrh St?nOV'SkO cena pro
P Nazev Doplnék nazvu Zadatele: Ustavu: koneéného
SUKL MC (K¢ trebitel
(K¢) MC (K&) spo revl ele
(K¢)
0268073 | NEXVIADYME 100MG INF PLVCSL 1 30 300,00 26 977,50 31212,56
Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)
107,1429 mg/den
Uhrada ze zdravotniho pojisténi
Uhrada z prosttedk( vefejného zdravotniho pojisténi je stanovena trvald nasledovné:
Navrh Zadatele: | Stanovisko Uhrada pro
Nazev jadrova ahrada / Ustavu: konecného
Kéd SUKL lécivého Doplnék nazvu baleni (Kc) jadrova spotiebitele /
pripravku uhrada / baleni (Kc¢)
baleni (K¢)
0268073 | NEXVIADYME | 100MG INF PLV 22 640,15 22 658,95 27 289,85
CsL1

Zakladni uhrada se odviji od zakladni Ghrady fixované v ramci hloubkové revize systému Uhrad skupiny v zasadé
terapeuticky zaménitelnych lécivych pripravk( Iécivych pfipravk( uréenych k enzymatické substitucni 1é¢bé
Pompeho choroby. Uhrada za baleni je nasledné poniZena na navrh Zadatele.

Podminky uhrady

Podminky Uhrady jsou stanoveny ndsledovné:
s/l4

P: Avalglukosidaza alfa je hrazena k lé¢bé potvrzené diagndzy Pompeho choroby (nedostatek kyselé alfa-
glukosidazy).
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