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Vzacha onemocnéni — omezené moznosti lécby

Vzaché onemocneni

<5 0sob z 10 tisic

(1 osoba z 2 tisic a méné)

* 6 az 8 tisic vzacnych onemocnéni
* 6-8 % populace, tj. cca 30 miliond lidi v EU, 500 tis. v CR

e 80 % vzacnych onemocnéni ma geneticky plvod a
postihuje 3 az 4 % narozenych déti

® 70 % vzacnych onemocnéni zacind v détstvi

* 95 % vzacnych onemocnéni bez moznosti |écby
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MoCA: Mechanism of Coordinated Access to Orphan Medicinal Products

e farmaceutickou spolecnosti

/ Diskuzni platforma, ktera poskytuje (HTD, heath technology

M C A | bezplatnou konzultaci v rémci vyvoje  developer)

léCiv pro vzacna onemocnéni (OMPs, e 3 dal$imi ,,stakeholdery” (platci,

Ceommmanimace | Orphan medicinal products) mezi HTA a klini¢ti experti, pacienti) v

~

Evropé.

Cile
MoCA
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Podpora vyvoje a zlepSeni dostupnosti OMPs

Zvyseni kvality klinickych dlkazl pro vzacna onemocnéni

Optimalizace procesu HTA pro stanoveni P&R

Zohlednéni specifickych potieb pacientu
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Dobrovolny pristup: zapojeni expert na zakladé dobrovolnosti/solidarity

Neformalnost: MoCA nenahrazuje oficidlni regulaéni a legislativni postupy

Nezavaznost: poskytovani praktickych nezavislych doporuéeni na personalni Grovni
jednotlivych expertu.

KI iIcove aSPEkty Flexibilita: konzultace ve viech fazich vyvoje OMPs (neklinickd — postmarketingova

MOCA faze)

Zapojeni klicovych stakeholderi: zapojeni klicovych aktérd pro lepsi budouci
porozumeéni a efektivnéjsi rozhodovani

Perspektiva platch: diraz na véasnou identifikaci bariér pro HTA hodnoceni

Perspektiva pacienti: relevance vysledkd |é¢by z pohledu pacienta - redlny p¥inos
|é€by v kazdodennim Zivoté, zohlednéni potreb pacient(
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Vychozi platformy pro MoCA konzultace

MCA

D,

Medicine Evaluation Committee

https://www.medev-com.eu

i“lechanism of Coordinated /\ccess
to Orphan Medicinal Products * * *

*

'k EURORDI

https://www.eurordis.org/
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Pracovni skupina expertl zastupujici platce a
HTA agentury v Evropé

22 narodnich autorit z 18 ¢lenskych stati EU +
Norsko.

Koordinator: The European Social Insurance
Platform (ESIP)

Evropska federace pro vzacna onemocnéni

Neziskova aliance sdruzujici pacienty a pacientské
organizace se vzacnymi onemocnénimi v Evropé.


https://www.medev-com.eu/
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Kdo se ucastni MoCA konzultaci?

» HTD (Health Technology Developers) vyvijejici OMPs
> Experti HTA/P&R (MEDEV)

» EURORDIS

» Zastupce pacientl (specifického onemocnéni)

» Klinicky expert (ERN, European Reference Network)
» EMA jako pozorovatel.
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Diskutovana témata:

» Epidemiologie

» Definice populace

» Relevance komparatoru

» Relevance vystupt (outcomes)

» Potencidlni prfidana hodnota produktu
» Pozadavky na kvalitu dat pro P&R

» Potencidlni nové modely Uhrady

» Mechanismy sbéru dat
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Moca predstavuje alternativu k HTAR JSC (nikoli ndhradu)

MoCA vs. Neformalnost
HTAR JSC

Otevrend diskuze v neformalnim prostredi. Snadnéjsi
komunikace a rychlejsi zpétna vazba.

Flexibilita

Prizptsobeni diskuze poZadavkium/dotaziim HTD.
Prinos zejména v ranych fazich vyvoje OMPs.

Bez administrativni
zatéze

Bez povinnych legislativnich procedur, vystupem je
zapis z MoCA meetingu, uspora casu a zdrojda.

OMPs ve vSech
fazich vyvoje

Pristup pro rizné typy produktii OMPs bez legislativnich
limitaci, OMPs nezpUsobilé pro HTA JSC.
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Dékuji za pozornost e e

MoCA kontakty:

=, Anna Bucsics, MoCA Project Advisor
=, Sarka Kubinova, MoCA Project Coordinator
MoCA.OMP@gmail.com

) Maria Cavaller, EURORDIS

Patient Engagement & Therapeutic Development
Senior Manager

maria.cavaller@eurordis.org

Cavaller-Bellaubi et al. Orphanet Journal of
Orphanet Journal of Rare Diseases (2023) 18:144 .
https://doi.org/10.1186/513023-023-02774-7 Rare Diseases

Patients, payers and developers of Orphan 2
Medicinal Products: lessons learned

from 10 years’ multi-stakeholder dialogue

on improving access in Europe via MoCA

Maria Cavaller-Bellaubi'® ®, Wills Hughes-Wilson?#, Sarka Kubinova®®, Marc Van de Casteele*®%,
Evert Jan Van Lente®®, Emanuele Degortes®, Johan Pontén®®, Hans-Georg Eichler’, Yann Le Cam'®,
Simone Boselli'® and Anna Bucsics®

Od zalozeni MoCA v roce 2013:
e >50 konzultaci s 18 HTDs
 >250MP v rlznych fazich vyvoje
e > 22 zastupcl pacient(
* > 26 expertl zastupujicich platce


mailto:MoCA.OMP@gmail.com
https://web.archive.org/web/20220119121744/mailto:maria.cavaller@eurordis.org
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DEKUJEME ZA POZORNOST

STATNI USTAV PRO KONTROLU LECIV
Srobarova 48, 100 41 Praha 10

tel.: +420 272 185 111

e-mail: posta@sukl.cz

www.sukl.cz
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Uz mate nasi aplikaci eRecept?

Aplikace navic nabizi i benefity pro
pacienty, napf. moznost pristupu ke
viem Udajum o své elektronické
preskripci, v€etné |ékového zaznamu
a nastaveni souhlast k nému.

Upozornujeme, Ze pri aktivaci
aplikace budete vyzvani k ovéreni
vasi identity prostrednictvim identity
obcana.

Aplikace ke stazeni:

# Download on the GETITON
S App Store p Google Play
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