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Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
Zakladni statistiky a prehledy

Poéet zahajenych SR dle § 39da ZoVZP v jednotlivych letech
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r
' . Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
‘ Zakladni statistiky a prehledy

Pocet zahajenych SR o stanoveni thrady LPVO pfed a po nabyti G¢innosti pravni Gpravy

= Dle typu spravniho rizeni = Dle celkového poctu podanych zadosti
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Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
Zakladni statistiky a prehledy

Rozhodnuti dle typu zavazného stanoviska MZ

ve véech pfipadech souhlas Zadatele se stanovenim VaPU dle ZS

ZS dle § 39da odst. ZS dle § 39da odst. ZS dle § 39da odst.
6 pism. a) ZoVZP 6 pism. b) ZoVZP 6 pism. c) ZoVZP
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ZS dle 8 39da odst. a) ZoVZP

SPINRAZA

ZS dle §39da
odst. b) ZoVZP

VYNDAQEL*

ZS dle 8 39da odst. c)
ZoVZP

ASPAVELI

ONIVYDE PEGYLATED LIPOSOMAL

EVRYSDI*

KIMMTRAK

TREPULMIX

VOXZ0GO**

SOLIRIS

CRYSVITA

VYVGART

KAFTRIO

KINPEYGO

KOSELUGO

TAKHZYRO

FINTEPLA

EPIDYOLEX

ADCETRIS

CABLIVI

COLUMVI

LIVTENCITY

AYVAKYT

REVESTIVE

* ZS- stanoveni Uhrady ve stejné vysi, ale za jinych podminek nez v HZ
** ZS- stanoveni Uhrady za stejnych podminek, ale v jiné vySi nez v HZ
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' ‘ Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
’ Zakladni statistiky a prehledy

Dalsi aktuality a zajimavosti ze spravnich fizeni s LPVO

Q

> aktualné probiha 20 spravnich fizeni (1. stupen)

Q

17 ukoncenych spravnich fizeni s pravomocné a vykonatelné stanovenou uhradou,
5 spravnich fizeni s vysledkem nestanoveni VaPU (ve 3 z téchto pripadi stanovena MC)

Q

2 podané Zadosti o stanoveni VaPU ze strany POJ, zbytek SR zahdjenych na Zzadost MAH

Q

> poCet podanych podnétl na prezkum prevazuje nad poctem podanych odvolani
(moznost podat novou zadost o stanoveni VaPU pres jiny typ SR)

 Podnét na pfezkum ZS + podané odvolani - 1 SR

 Pouze podnét na pfezkum ZS - 4 SR

* Pouze podané odvoldni - zadné SR

"~ Odchyleni MZ v ZS od doporuceni poradniho organu- LP Soliris, Vyvgart, Kinpeygo
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Spravni fizeni o stanoveni MC a/nebo VaPU LPVO-
hmotnépravni a procesni stranka
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' ‘ Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
’ Hmotnépravni a procesni stranka

Vyklad ustanoveni § 39da odst. 1 ZoVZP

Je-li to ve verejném zajmu podle § 17 odst. 2 a neni-li podana pro stejnou indikaci Zadost o stanoveni doc¢asné uhrady podle
§ 39d ani 74dost o stanoveni vy$e a podminek uhrady v fizeni podle § 39g, Ustav rozhodne o vy3i a podminkéach Ghrady
|éCivého pripravku urceného k IéCbé vzacného onemocnéni.

% Rozhodnuti MZ &. j.: MZDR 29508/2022-2/0LZP (LPVO Kyprolis)

e Zakonnou podminku vyjadrenou v § 39da odst. 1 ,,neni-li podana pro stejnou indikaci Zadost...“ je nutno vztahnout jak
na soucasné probihaijici fizeni o zadosti pro stejnou indikaci, tak na jiz probéhla a pravomocné ukoncéena fizeni o zadosti
pro stejnou indikaci

» Ustanoveni § 39da odst. 1 znamena blokovani mozZnosti pfiznani Uhrady v fizeni dle § 39da pro indikace, pro které jiz
posuzovany LP dfive ziskal Uhradu z prostfedk(l verejného zdravotniho pojisténi

* Zavéry lze vztdhnout i na prechod LP z docasné uhrady do trvalé ,,orphan” Uhrady

- znéni pripravované novely- ,Je-li to ve verejném zdjmu podle § 17 odst. 2 a nebyla-li pro stejnou indikaci stanovena docasna
uhrada nebo neni-li poddna pro stejnou indikaci Zadost o stanoveni docasné uhrady podle § 39d ani Zddost o stanoveni vyse
a podminek thrady v Fizeni podle § 39g, Ustav rozhodne o vysi a podminkdch uhrady lé¢ivého pfipravku uréeného k lécbé
vzdcného onemocnéni.”
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Vyklad ustanoveni § 39da odst. 1 ZoVZP

 Rozhodnuti MZ €. j.: MZDR 29508/2022-2/0LZP (LPVO Kyprolis)

= Upresnéni pojmu ,stejna indikace” pokud jde o kombinacni rezimy s jinymi LP

= | pres klinické rozdily mezi vyuzitim predmétného LP v trojkombinaci a dvojkombinaci se
stale jedna o stejnou indikaci, tj. i kdyby predmeétné LP pri jejich klinickém wvyuziti
v trojkombinaci znamenaly naprosto zasadni zlepseni podstatnych okolnosti v [éCbé, jednalo
by se stale o klinické vyuziti pro stejnou indikaci

= Jednd se o stejnou indikaci i v pripadé, ze pozice ruznych kombinacnich rezimd neni zcela
zamenitelna v klinické praxi
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' ‘ Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
‘ Hmotnépravni a procesni stranka

Vyklad ustanoveni § 39da odst. 1 ZoVZP

Je-li to ve verejném zajmu podle § 17 odst. 2 a neni-li podana pro stejnou indikaci zaddost o stanoveni doc¢asné Uhrady podle §
39d ani zadost o stanoveni vy$e a podminek Uhrady v Fizeni podle § 39g, Ustav rozhodne o vysi a podminkach Ghrady
lécivého pripravku urceného k lécbé vzacného onemocnéni. Za lécCivy pripravek urceny k |écbé vzacného onemocnéni se
povazuje lécivy pripravek, ktery byl stanoven jako takovy podle primo pouzitelného predpisu Evropské unie o lécivych
pripravcich pro vzacna onemocnéni.

% Rozhodovani dle aktudlniho skutkového stavu — ztrata orphan statusu v dobé probihajiciho spravniho fizeni o stanoveni
Uhrady dle § 39da ZoVZP vede k zamitnuti Zadosti o stanoveni thrady orphan cestou

%, Ztrata orphan statusu = vymaz léc¢ivého pfripravku z registru Spolecenstvi pro lécivé pfipravky pro vzdcnd onemocnéni
v souladu s ustanovenim ¢l. 5 odst. 12 nafizeni ¢. 141/2000 ze dne 16. prosince 1999 o |éCivych pripravcich pro vzacna
onemocnéni

= Mozna zména obsahu podani na jiny typ SR do uplynuti IhGty k vyjadfeni k HZ

% Vyklad shodny se znénim pripravované novely ZoVZP- ,Za léCivy pfipravek uréeny k lécbé vzdcného onemocnéni se
povazuje lécivy pripravek, ktery je v okamZiku vyddni rozhodnuti o stanoveni podminek a vyse uhrady stanoven jako takovy
podle primo pouZitelného predpisu Evropské unie o léCivych pripravcich pro vzdacna onemocnéni.”

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 5.12.2024



r
' . Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
‘ Hmotnépravni a procesni stranka

Vyklad ustanoveni § 39da odst. 4, 5 a 6 ZoVZP

Ustav do 110 dnd ode dne zahdjeni Fizeni vyda hodnotici zpravu. U&astnici fizeni maji pravo vyjadrit se k hodnotici zpravé ve
lhité 15 dnl ode dne jejiho doruleni. Ustav méze na zakladé vyjadieni u€astnika Fizeni hodnotici zpravu upravit a poté ji
spolu se souhrnem vyjadieni Ucastnikli Fizeni postoupi Ministerstvu zdravotnictvi k vydani zdvazného stanoviska podle
§ 149 spravniho radu. (...) K projednani zadosti naridi Ministerstvo zdravotnictvi Ustni jednani. K novym skuteCnostem
a k navrhim na provedeni novych dlikazl se nepfihlizi.

% Kdy Ustav pfistupuje k vydani dali HZ (demonstrativni vyéet):

= nutnost prehledani cenovych referenci po vydani HZ

= hranice pro postoupeni na MZ k vypracovani zavazného stanoviska nejpozdéji 30 dnli pred uplynutim 3 kalendarnich
Ctvrtleti dle vyhlasky ¢. 376/2011 Sb.(rozhodovani dle co nejaktudlnéjsich cenovych referenci)

= aktualizace BIA na zakladé podkladi predlozenych tcastnikem po vydani HZ

* nutnost predlozZit smlouvu snizujici ndklady na |é¢bu pfed postoupenim ,upravené” HZ na MZ (zavazné stanovisko
MZ u LPVO Aspaveli)

= spojeni spravnich Fizeni dle § 140 SR
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Vyklad ustanoveni § 39da odst. 9 ZoVZP

V pripadé, ze Ministerstvo zdravotnictvi vyslovilo zavaznym stanoviskem podle odstavce 6 nesouhlas
se stanovenim Uhrady z prostfedkl zdravotniho pojisténi, je Zadatel opravnén podat novou zadost
o stanoveni vyse a podminek uhrady lécCivého pripravku urceného k lécbé vzacného onemocnéni
nejdrive po uplynuti 6 mésicli ode dne pravomocného ukonceni spravniho fizeni.

%, Za&atek béhu 6-mésiéni Ih{ity - od NPM rozhodnuti Ustavu
= meritorniho rozhodnuti o nepriznani uhrady
= procesni rozhodnuti o zastaveni rizeni po zpétvzeti zadosti

© STATNi USTAV PRO KONTROLU LECIV @ 5.12.2024



r
' . Zkusenosti ze spravnich fizeni s LPVO
‘ Hmotnépravni a procesni stranka

Cenova regulace LPVO ve spravnim fizeni dle § 39da ZoVZP

Cl. Il odst. 4 Cenového predpisu €. 2/2024/0LZP- Lé¢ivé pFipravky pro vzacna onemocnéni a lé¢ivé pFipravky pro
moderni terapii, které lze pouzivat kromé |Gzkové i pfi ambulantni péci a které pro ambulantni péci nemaji
stanovenu Uhradu, podléhaji vidy regulaci ceny plivodce a regulaci maximalni obchodni prirdzkou.

% V pfipadé nestanoveni Uhrady na zakladé stanoviska MZ dle § 39da odst. 6 pism. b) nebo c) ZoVZP, Ustav
stanovuje MC (neplati v pripadé zuzeni predmeétu zadosti pouze na stanoveni VaPU)

= LPVO KIMMTRAK
= LPVO VYVGART -:{> STANOVENI MC, NESTANOVEN| VAPU
= LPVO KYNPEYGO

%, Stanovena MC u nehrazeného LPVO obsazena v Seznamu |éCiv nehrazenych ze zdravotniho pojisténi

% V pripadé zamitavého rozhodnuti z dlivodu ztraty orphan statusu, nelze stanovit ani MC
= LPVO TEPKINLY
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich
Fizenich s LPVO
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' . Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Proces zakladniho hodnoceni klinické ¢asti

Proces zakladniho
hodnoceni klinické casti

Dutikazy o tcinnosti
posuzovaného LC
v ramci populace
navrzené k uhradé

Nejistoty/Limitace

Vybér spravného
komparatoru

Postaveni
v algoritmu
lécby
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Proces zakladniho hodnoceni klinické ¢asti

Klicové aspekty klinického hodnoceni

 Cilova populace = Komparator
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Proces zakladniho hodnoceni klinické ¢asti

Definice komparatoru — pokyn SUKL CAU-13

Stadium
onemochéni

Obvykly
terapeuticky
postup

Linie lécby

Srovhavana
intervence

(komparator)

Zavazné stanovisko MZ
qu minky ¢. j.: MZDR 23052/2022-
Hrazeny UECE 12/MIN/KAN

terapeuticky ze dne 16. 8. 2022
postup .
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Proces zakladniho hodnoceni klinické ¢asti

Hodnocena kritéria ve spravnim fizeni LPVO

§ 39 da odst. 3 - v fizeni o stanoveni vyse a podminek uhrady se u léCivého pripravku urceného k lécbé
vzacného onemocnéni posuzuji:

a)
b)
c)
d)

e)
)
g)
h)

i)
i)

Terapeuticka ucinnost a bezpecnost

Zavaznost nemocnéni, k jehoz 1é¢bé je urcen

Jeho nahraditelnost jinymi postupy hrazenymi z prostredk( zdravotniho pojisténi

Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni, k jehoz |éCbé je urcen, a dopady
|éCby na systém zdravotniho pojisténi a socialniho zabezpeceni

Jeho prokazatelny prinos na zlepseni kvality Zivota pacienta

Realné moznosti pro zajisténi poskytovani Uspésné a efektivni |éCby v siti poskytovatell zdravotnich sluzeb
Doporucené postupy odbornych instituci a prislusnych odbornych spolec¢nosti

Podminky jeho Uhrady z prostredk( zdravotniho pojisténi navrzené v zadosti, véetné pripadnych smluv
uzavrenych ve verejném zajmu

Nakladova efektivita

Dopad na rozpocet
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Pfiklady z rozhodovaci praxe

Priklady z rozhodovaci praxe
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Priklady z rozhodovaci praxe

Priklady z rozhodovaci praxe

1) Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni
2) Komparator

3) Komparativni ucinnost a bezpecnost

4) Dulkazy o prinosech terapie v parametrech kvality Zivota pacienta

5) Podminky uhrady

6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
' Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni

1) Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivhéni
onemochnheéni

LP KINPEYGO, LL: budesonid

;; Primarni IgA (imunoglobulin A) nefropatie (IgAN) s rizikem rychlé progrese

™)
K Cilova populace: pacienti s vysokym rizikem ztraty funkce ledvin, pravdépodobné\
dialyza nebo transplantace v produktivnim véku.

 Dotaznikové Setreni: nizky dopad na praceschopnost, pracovni a volnocasovou
produktivitu a systém socialniho zabezpeceni.

Problematika

* A7 pacienti progredujicich do ESRD budou mit vétsi dopad na systém socialniho
k& zabezpeceni = neucastnili se dotaznikového Setreni j

4

" Nelze pIné posoudit celospolegensky vyznam lé¢by budenosidem, ktery ma v dasledku ‘
. zpomaleni poklesu eGFR potencial oddalit ESRD.

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
' Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni

1) Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivhéni
onemochnheéni

LP KINPEYGO, LL: budesonid

| ™
KP‘r'edkl::'ldat diakazy o vlivu onemocnéni na préceschopnosb

pracovni a volnocCasovou produktivitu pacientd a systém

Doporuceni

SUKL socialniho zabezpeceni pro vsechna stadia onemocneéni,

na ktera ma hodnocena intervence vliv.

9 ),
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
' Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni

1) Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivhéni
onemochnheéni

LP REVESTIVE, LL: teduglutid

[ » syndrom kratkého stfeva u pacientl ve véku od 4 mésicu korigovaného gestacniho véku ]
-

~ D
/° SBS-CIF:

e chronické onemocnéni s vysokym rizikem rozvoje malnutrice a komplikaci
pri dlouhodobé HPN + vysoka zavislost na intravendzni nutri¢ni podpore

Problematika e zdravotni, Casova a psychicka zatéz pro pacienty i peCovatele

* Dotaznikové Setreni: negativni dopad dlouhodobé domaci parenteralni vyzivy
k na zdravotni stav, spolecenské a pracovni uplatnéni pacientt i pecovateld.

* Validni data o incidenci, prevalenci i vysledcich 1é¢by v CR z registru REDNUP j
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni

1) Celospolecensky vyznam moznosti terapeutického ovlivhéni
onemochnheéni

LP REVESTIVE, LL: teduglutid

- - B

Registry pacientl = vhodny zdroj epidemiologickych dat,

DoporUEenI, . . . (o] . V4 e« O V4 v /7 VvV V4 Vé
SUKL charakteristik pacientu i udaju o vysledcich Iécby v podminkach

ceské klinické praxe.

/
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
\J Komparator

2) Komparator

LP COLUMVI, LL: glofitamab

N
relabujici nebo refrakterni difuzni velkobunécnym B-lymfomem po nejméneé

_dvou liniich systémove lécby

Indikace

y
¢ ’ ™)

* Imunochemoterapie: trvale hrazena a pouzivana

CINIEICICIA | « Pola-BR: druha docasna Ghrada

k' CAR-T terapie: hrazena za hospitalizace a v klinické praxi uzivana

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
\J Komparator

2) Komparator

LP KINPEYGO, LL: budesonid

(. Podpurna lécba N
’ « Systémové kortikosteroidy (prednison)
Komparator L vorr . i fvp :
» Toxicita - vyuziti u 6 % pacientt vhodnych k [é¢bé LL budesonid
\\ » Uprednostiiovdna experimentdlni |écba )
K Dapagliflozin \

Daléi » soucast podplrné lécby vs. budesonid jako ,disease modifying drug”

x, oy

terapeuticke * Enterosolventni tvrdé tobolky s obsahem budesonidu bez prodlouzeného Re
modality uvolnovani (LP ENTOCORT, LP BUDENOFALK) \LoV(‘Q

k\ > off label + v CR nepouZivané v indikaci IgA nefropatie )
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Komparativni téinnost a bezpeénost

3) Komparativni ucinnost a bezpecnost

LP KINPEYGO, LL: budesonid

™

[
e RCT NeflgArd: prokazana wvyssi ucinnost budesonidu pfi zachovani dobré

bezpecnosti

f Ucinnost \\

» V rezimu OT predloZzeno nepfimé srovnani ucinnosti s cetnymi limitacemi

Komparator
podplrna
|écba

Komparator » ke komparativni uc¢innosti nebylo mozné se vyjadrit
systémové * Bezpecnost
KS v’ nizka systémova biologicka dostupnost budesonidu
k v’ prevazné lokalni uéinek
\ v vy$si bezpeénost oproti systémové |é¢bé KS /
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

4) Dukazy o prinosech v parametrech kvality zivota pacienta

LP KINPEYGO, LL: budesonid

(. M

* Bez zlepseni kvality Zivota oproti podpUirné lécbé.

y Ve .t * Pacienti s IgAN maji vyznamny pokles kvality Zivota pfi progresi do ESRD.
omparator
podpp&rné * Budesonid ma potencial oddalit ESRD v dlsledku zpomaleni poklesu eGFR.
lé¢ba  Ke zlepseni kvality Zivota by mohlo dojit v disledku oddaleni ESRD
k budesonidem, dlikaz nebyl piredlozen. j
‘- =)

VS
komparator * nepredloZen zadny dukaz

systémoveé KS \
o /)
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

4) Dukazy o prinosech v parametrech kvality zivota pacienta

LP KINPEYGO, LL: budesonid

p

T
Predkladat dukazy o prinosech v parametrech kvality iivota\
pro vsechny komparatory.

Doporuceni

SUKL * Pokud se vliv na kvalitu zivota projevuje az po uplynuti doby
|éCby, je treba prezentovat dukazy, které se zaméruji na
\k\ dlouhodobé obdobi. y)
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s L

PVO

Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

4) Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

LP VYVGART, LL: efgartigimod alfa

r—

J

(f
* generalizova myastenia gravis ve stadiu MGFA II-IV

Problematika

Data pouze v ramci 1. (tj. cca 10 tydna), resp. 2. cyklu [écby.
V podkladové studii neprokazano klinicky relevantni zlepseni kvality zivota.

Fluktuace stavu pacientu.

~

S vyssim poctem cykll 1écby rychlejsi ztrata responze. )
N
Neprokazano kratkodobé, dlouhodobé ani setrvalé zlepseni kvality zivota.
S ohledem na chronickou povahu onemocnéni jsou data nedostatecna.
J

¢
o
Zaver
o
¥\
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO

(\ r
‘ ‘ S U KL Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

4) Dukazy o pfinosech v parametrech kvality Zivota pacienta

LP VYVGART, LL: efgartigimod alfa

\\

/° Data o zlepseni kvality zivota musi byt nejen statisticky
signifikantni ale i klinicky vyznamna.

Doporuceni

SUKL « U chronické légby je nutné prokazat zlepéeni kvality Fivota
k také v dlouhodobém €asovém horizontu. j
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Podminky uhrady

5) Podminky ahrady STOP KRITERIA

LP FINTEPLA, LL: fenfluramin; LP EPIDYOLEX, LL kanabidiol

Problematika

_

x

»Lécba je ukoncena, pokud z ni pacient, dle vyhodnoceni oSetrujiciho Iékare, jiZ neprofituje (napf.
ve smyslu sniZeni frekvence nebo intenzity zdchvatu oproti hodnotdm pred lécbou”,

Stop kritéria v Zadatelem navrhovanych PU chybi nebo jsou obecného charakteru:

Namitky platc: blizsi specifikace stop kritérii pro potreby prezkoumani efektu terapie
reviznim lékarem. /

. ™)
Uprava podminky Udhrady v souladu s navrhem OS — upresnéni indikacniho omezeni o
parametry determinuji ispésnost lécby:

,Lécba je vyvhodnocovdna kaZdych 6 mésicd. Lécba je ukoncena, pokud pri maximdlIni tolerované

4

ddvce nedojde k redukci alespori o 25 % ani v jednom z ndsledujicich sledovanych parametri:....“ )
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e, SUKL

Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Podminky uhrady

5) Podminky ahrady STOP KRITERIA

LP FINTEPLA, LL: fenfluramin; LP EPIDYOLEX, LL kanabidiol

Problematika

_

x

»Lécba je ukoncena, pokud z ni pacient, dle vyhodnoceni oSetrujiciho Iékare, jiZ neprofituje (napf.
ve smyslu sniZeni frekvence nebo intenzity zdchvatu oproti hodnotdm pred lécbou”,

Stop kritéria v Zadatelem navrhovanych PU chybi nebo jsou obecného charakteru:

Namitky platc: blizsi specifikace stop kritérii pro potreby prezkoumani efektu terapie
reviznim lékarem. /

. ™)
Uprava podminky Udhrady v souladu s navrhem OS — upresnéni indikacniho omezeni o
parametry determinuji ispésnost lécby:

,Lécba je vyvhodnocovdna kaZdych 6 mésicd. Lécba je ukoncena, pokud pri maximdlIni tolerované

4

ddvce nedojde k redukci alespori o 25 % ani v jednom z ndsledujicich sledovanych parametri:....“ )
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Podminky uhrady

5) Podminky Ghrady STOP KRITERIA

LP FINTEPLA, LL: fenfluramin; LP EPIDYOLEX, LL kanabidiol

/. A

e Zahrnuti stop kritérii umoznujici jejich prezkoumani
(kvantifikace stop/start kritérii) jiz pri podani Zadosti.

Doporuceni

SUKL e Specifikace podminek uhrady v diskusi s odbornou spolecnosti

k\ pred podanim zadosti. j
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Zavazna stanoviska MZ

6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu

Lécivy pripravek Stanovisko Poradniho orgdnu MZ | Stanovisko MZ

KIMMTRAK* Nedoporuceno Nesouhlasné
ASPAVELI Nedoporuceno Nesouhlasné
KINPEYGO* Doporuceno Nesouhlasné
VYVGART* Doporuceno Nesouhlasné
SOLIRIS Doporuceno Nesouhlasné
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Zavazna stanoviska MZ

6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu

LP KIMMTRAK, LL: tebentafusp

™

(-
% metastaticky uvealni melanom s pozitivhim HLA-A*02:01

—— | N
* Navrh Ustavu: navrh PU v rozsahu zadosti v souladu s klinickou dokumentaci

« PO MzZ:

» Pochybnosti ohledné celkové robustnosti predloZenych vysledkt RCT faze 3
» Prodlouzeni medianu OS o 5,7 mésice, nizky pfinos pro PFS (0,4 mésice). j

Problematika

e Dosud pravdépodobné nejucinnéjsi zplsob |éCby ALE jen paliativni, s neprokazanym
Poradni organ prfinosem na zlepseni kvality Zivota.

Dalsi argumenty tykajici se NEF a BIA. D,
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. ‘ SU KL Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve sprzz;\\llr;l'::;izt«::tcisskl.aPl\\/A(;
6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu

LP KINPEYGO, LL: budesonid

Poradni organ MZ [- Doporucujici stanovisko ]
// Nesouhlasné stanovisko \

» Pfinos na kvalitu Zivota Ize oCekavat ale nebyl dolozen.

LP registrovan postupem tzv. podminéného schvaleni.
LP nezastavuje pouze zpomaluje progresi IgAN.

Evidovana pouze jedina zadost o uhradu dle § 16 ZoVZP.

V.V YV N

Podrobné prozkoumani hypotézy pouziti budesonidu ve formé enterosolventnich
tvrdych tobolek bez prodlouzeného uvolfiovani pro |é¢bu pacientl s primarni IgAN.

A\

Vyznamny rozdil v uhradé oproti budesonidu ve formé enterosolventnich tvrdych
\ tobolek bez prodlouzeného uvolnovani. /
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. ‘ SU KL Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve sprzi\\llr;i::;iztz:tcisskl.:l\\/ﬂ(;
6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu

LP VYVGART, LL: efgartigimod alfa

Poradni organ MZ [- Doporucujici stanovisko ]
/ﬁ Nesouhlasné stanovisko \

» Rozpory ohledné cilové populace a frekvence podavani |éCby.

» Kolisani MG-ADL skére mezi |é¢ebnymi cykly, kolisani klinického stavu pacientu.

» S vyssim poctem cykll rychlejsi ztrata responze a zkracovani délky intervalll mezi
cykly.
» Predlozend data neprokazala snizeni ¢etnosti vyskytu exacerbaci/myastenickych krizi.

» Neprokazano zlepseni kvality Zivota pacientd.
K » Absence Ceskych |é¢ebnych postupll pro LL. /
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' ‘ Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Zavazna stanoviska MZ

6) Rozbor nesouhlasnych zavaznych stanovisek z klinického pohledu

LP VYVGART, LL: efgartigimod alfa

N

e V pripadé chronické lécby je nutné prokazani zlepseni kvality zivota
také v dlouhodobém casovém horizontu.

K Klinické podklady o prinosu |écby by mély odpovidat cilim lécby.

Doporuceni

SUKL
* Vyjasnéni cilové populace a frekvence podavani lécby s odbornou
k\ spole&nosti pfed podanim zadosti. y)
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Vybrané aspekty klinického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
,Take home message”

,Jake home message”

Kapitola Doporuéeni SUKL

Celospolecensky vyznam Socioekonomické Setreni, dikazy o pfinosu terapie pro
pacienta/pecovatele, dikazy pro vSechna stadia onemocnéni,
na ktera ma hodnocena intervence vliv.

Komparator Relevantni komparatory bez ohledu na zplsob Uhrady.

Ve

Komparativni G¢innost a bezpecnost Komparace se vSemi relevantnimi komparatory.

Kvalita zivota Dukazy pro vsechny relevantni komparatory.
Chronicka lécba = potreba dikazl v dlouhodobém horizontu.

Podminky uhrady Specifikace podminek Uhrady v diskusi s odbornou
spolecnosti.
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Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni
ve spravnich rizenich s LPVO

e, SUKL



e, SUKL

LP vs LPVO

§ 39b Zasady stanoveni nebo zmén VaPU LP
aPZLU

a) jeho terapeuticka ucinnost a bezpecnost,

b) zavaznost onemocnéni, k jejimuz IéCeni je urcen,

c) uCastnikem fizeni predlozené hodnoceni nakladové efektivity a
dopadu do rozpoCtu, s vyjadienim nakladu na 1 pacienta a
odhadovany pocet pacientd” 1é€enych za rok, a to v pfipadech
uvedenych v §15 odst. 9,

d) vefejny zajem (§ 17 odst. 2),

e) vhodnost cesty podani, Iékové formy, sily a velikost baleni,

f) obvyklé davkovani,

g) nezbytna délka Iécby,

h) mira soucinnosti osoby, které je podavan,

) jle;bo nahraditelnost jinym léCivym pfipravkem nebo potravinou pro
zvlastni 1ékafské ucely, hrazenou ze zdravotniho pojiSténi a
orovnani_jejich cen a Stanovenych uhrad s cenou posuzovaneho
éCivého pfipravku nebo potraviny pro zvlastni Iékafské ucely,

J) pfedpokladany dopad uhrady na finan¢ni prostfedky zdravotniho
pojistent,

k? doporucené é)osj[up?/ odbornych instituci a odborniku, a to vzdy z
hlediska nakladové efektivity a s ohledem na dopad na financni
prostfedky zdravotniho pojisténi.
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Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
LP VS LPVO

§ 39da Zasady pro uhradu LPVO

a) jeho terapeuticka ucinnost a bezpecnost,
b) zavaznost onemocnéni, k jehoz IeéCbé je urcen,

c) jeho nahraditelnost jinymi

2ho | i léCebnymi
prostfedku zdravotniho pojisténi,

postupy hrazenymi z

d) celospoleCensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni
onemocnéni, k _jehoz lecbé je urCen, a_dopady léCby na systém
zdravotniho pojiSténi a socialniho zabezpeceni,

e) jeho prokazatelny pfinos na zlepSeni kvality Zivota pacienta,

f) realné moznosti pro zajisténi posvkygovénl’ uspésné a efektivni IéCby
Vv siti poskytovatelu zdravotnich sluzeb,

g) doporucené postupy odbornych instituci a prislusnych odbornych
spolecnosti,

h)_ podminky jeho uhrady z prostfedkl zdravotniho pojisténi navrzené
v zadosti, vCetné pripadnych smluv uzavienych drzitelem rozhodnuti o
r%glstracl a zdravotnimi pojiStovnami omezujicich dopad na prostfedky
zdravotniho pojisténi nebo upravujicich sdileni rizik souvisejicich s
ucinnosti tohoto IéCivého pfipravku v podminkach klinické praxé,

i) analyza nakladove efektivity, avSak bez zohlednéni jejiho vysledku v
podobe pomeéru inkrementalnich nakladu a prinosu, a

8 f;edgc%klgdany dopad do rozpoctu zohlednujici verejny zajem podle
odst. 2.



)

e, SUKL

VILP vs LPVO

VILP
Docasna uhrada 3 + 2 roky (pouze BIA)

Kritéria VILP dle § 39d odst. 2
MAH + POJ

QENQ

)

Nevyzaduje se splnéni podminky nakladové
efektivity dle § 15 odst. 7

S ”Sll

% Naklady na VILP nesmi presahnout rozhodnou vysi

uvedenou v BIA (§ 39d odst. 6)

% ZruSeni Uhrady VILP - Naklady na doléceni
pacientl hradi MAH, max. 24 mésicl
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Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
LP vs LPVO

%, Trvala uhrada

%, Status orphan

s MAH + PQOJ + odborna spole¢nost pro dané onemocnéni +

pacientska organizace

= Nezohlednéni vysledku analyzy ndkladové efektivity
v podobé ICER

S ”S((

% Naklady na LPVO nesmi presdahnout rozhodnou vysi

uvedenou v BIA (§ 39d odst. 6)

= ZruSeni Uhrady LPVO — ndklady na dolécéeni pacientu hradi
zdravotni pojistovna, max. 12 mésicu



V 4
' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Specifika hodnoceni LPVO

Specifika hodnoceni LPVO

Tabulka: Shrnuti ekonomickych parametra LPVO

Lecivy pripravek AMVUTTRA 25MG INJ SOL ISP 1X0,5ML
Davkovani 25 mg 1x za 3 mésice
Ocekavana doba na leche Dlouhodoba

Primérna doba na lé¢bé z modelu Pramér neuveden; Median cca 5 let
Naklady na baleni 2 555 341,35 K¢

Naklady na den léchy* 27 986 K¢ (baleni/91,30752374 ODTD)
Naklady na léchu 1 pacienta (rok)* 10221 886 KC

Naklady na pacienta a casové obdobi (rok) L. 3 .
Prumérné 8 185 062 Kc (40 925 313 K¢ /5let)

z modelu

ICER perspekciva pidtce 18 640 675 K&/QALY
Dopad na rozpocet . spekmiva plstee 30;33;39;43;45 miliond K¢
Celkové naklady na LPVO 30:33:39:43:45 miliond K&

* Uvedené hodnoty predstavuji naklady na lécbhu pfi plném obvyklem ddvkovani,
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Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO

Specifika hodnoceni LPVO

e, SUKL

Specifika hodnoceni LPVO
Udaje o ucinnosti a jejich extrapolace

Markov trace graf LP AMVUTTRA
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Markov trace graf BSC
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Specifika hodnoceni LPVO
Dopad na rozpocet - Zpusob kalkulace nakladi na hodnocenou intervenci

Tabulka: UvaZzované ro&ni naklady

Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Specifika hodnoceni LPVO

1. rok

2.rok

3. rok

4. rok

5. rok

Odevixibat — prevalenéni pacienti

3710881 KE

2838706 K¢

3053 835KE

3273980 KE

3521286 Ké

Odevixibat — incidenéni pacienti

2045956 Kt

1408733 Ke

1583068 K¢

1731066 K&

1842973 K¢

Tabulka: Patient flow ve svété s hodnocenou intervenci

1. rok 2. rok 3. rok 4. rok 5. rok
Pacienti — 1. rok lécby 8 1 1 1 1
Pacienti — 2. rok |éZby 8 1 1 1
Pacienti — 3. rok |écby 8 1 1
Pacienti — 4. rok |é¢by 8 1
Pacienti — 5. rok |écby 3
Celkem 8 9 10 11 12
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Celkové naklady v 1. roce byly kalkulovany jako souéin 8 prevalenénich pacientd a nakladl na
prevalen¢niho pacienta pro 1. rok lécby (3 710 881 K&) nasledovné:

8 * 3710881 Kc =29 687 051 K&

Ve 2. roce analyzy byl pocet prevalenénich pacientt (8) vynasoben naklady na prevalenéniho pacienta
pro 2. rok lechby (2 838 706 KE) a k této hodnoté byl pricten soucin poctu novych incidenénich pacientd
zahajujicich |ébu ve 2. roce analyzy (1) a nakladd na incidenéniho pacienta pro 1. rok lecby (2 045
956 K&):

8 * 2838706 K+ 1* 2045956 KE =24 755 608 K¢

Ve 3. roce analyzy byl poéet prevalenénich pacienttl (8) vynasoben naklady na prevalenéniho pacienta
pro 3. rok lééby (3 053 835 Ké). K této hodnoté byl pfi¢ten souéin poétu incidenénich pacientd, ktefi
zahajili Ié€bu ve 2. roce analyzy (1) a nakladd na incidenéniho pacienta pro 2. rok l1é¢by (1 408 733 K&).
Dale byl pfi¢ten soucin poctu novych incidenénich pacient zahajujicich lé¢bu ve 3. roce analyzy (1) a
naklad( na incidenéniho pacienta pro 1. rok lecby (2 045 956 Kg):

8*3053835KE+1*1408733 KE+1*2045956KE=27885372KE

Pro ostatni roky bylo postupovano obdobné.
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Specifika hodnoceni LPVO

Dopad na rozpocet — Navrh financniho ujednani ze strany drzitele

% Ustni jednani — nepfihliZzi se k novym navrhdim a skute¢nostem - nutnost predloZit smlouvu o limitaci
nakladl pred postoupenim ,upravené” HZ na MZ

= Drizitel rozhodnuti o registraci, je povinen uhradit zdravotnim pojistovnam naklady vynaloZzené na uhradu
LPVO prevysujici naklady uvedené v analyze dopadu do rozpoctu, ktera byla podkladem pro rozhodnuti

% Do limitu se nezapocitaji naklady vynalozené v |é¢bé jinych indikaci

7.3.4 Navrh finanéniho ujednani ze strany driitele

Zadatel predloZil dne 23. 8. 2024 scénaf s navrienym finanénim ujednanim (&. j. sukl213060/2024),
dokument OBCHODNI TAJEMSTVI Bylvay CUA_BIA_ prepocet-2024-08-23.pdf (oddélene
farmaceutické naklady na LPVO uvedeny na strané 6, Tabulka B-7, fadek 5 ,Z toho Bylvay”). Ustav
konstatuje, Ze vysledky analyz prezentovanych vyse jsou se zohlednénim navrzeného financniho
ujednani priznivéjsi. Pfedlozeny scénar se zohlednénim navrhu finanéniho ujednani je relevantni pro
zhodnoceni dopadu na rozpocet, nebot dne 23. 8. 2024 byly predlozeny predmétne smlouvy (C. j.
sukl213060/2024).
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. Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Specifika hodnoceni LPVO

Seznam cen a uhrad - LPVO

A B C LC P Q S T U | AC

KOD -~ |DOP |~ |[~[TCP ~|LEC~ UHR1 -~ JUHR1 | -|LEGY DNC -~

223067 10MG INJ PSOLQF 1-AtN  81761,59 S 93074,31 80631,43| D
271876 10MGINF CNC SOL1RFN 8969939 S 9464632 8200749 D
271875 2,5MGINF CNC SOL "RFN 2259920 S 2366158  20501,87|D
0222798 10MG INJ SOL 1X1MLKFN 5406760 S 6108334 5318892/ D
0222799 20MG INJ SOL 1X1MLKHN  108440,38 S 12216668  106377,84/D
0222800 30MG INJ SOL 1X1MLKEN  162813,19 S 18325003  159566,76| D
0238625 100MG/ML POR SOL JFN 2543694 S 2751365  23242,90|D
0250517 0,75MG/ML PORPLV RFN  176676,46 S 17993767  156667,29 D
0250262 22MG/MLPOR SOL 1U(l 4992430 S 5538411 47639,31| D
255426 37,5MG/25MG/S0MG V1N 227209,90 S 226112,12  197086,10/ D
0249859 75MG/50MGHMO0MG TV 227209,90 S 22611212 197086,10| D
0255095 10MG CPSDURG0 AiN 12792120 S 135692,82 11844226/ D
0255096 25MG CPSDURG0 Ail 31853796 S 33923205 29610565 D
0219059 4 3MG/MLINF CNCDILCC 2060957 O 2189387 1832363/ D
0222233 1,25MG INJ PSO LQF Tkl 18143974 S 10051914 8777915/ D
0193528 5MG INJ PSO LQF 28- Tkl 379196,97 S 402076,58  351116,61|D
0222208 12MG INJ SOL 1X5MLBIIN 159977441 S 1807096,81  1581001,27|D |
0249851 300MGINJ SOLISP 1.TkN 23283774 S 23716779  206763,68/D
0238925 1MG/ML INF SOL 1X1 S(N 5447800 S 20603,12 17950,83( D
2235925 10MG/ML INF SOL 1X S(N 47924500 S 20603123 17950829/ D
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V 4
' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Celospolecenska a vladni perspektiva

Celospolecenska a vladni perspektiva

", d) celospolecensky vyznam mozZnosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni, k jehoz
lécbé je urcen, a dopady lécby na systém zdravotniho pojisténi a socialniho zabezpeceni
= Celospolecensky vyznam

* = vliv na pecovatele a okoli pacienta (sniZzeni ¢asové zatéze pecovatelll, snizeni omezeni dennich
aktivit, zvySeni praceschopnosti, zvyseni kvality zZivota)

* =vliv na kvalitu Zivota pecovatelt
» =vliv na praceschopnost pacientl a pecovatelt
%~ Socialni zabezpeceni (vladni perspektiva)
« = cerpani napt. invalidnich dlichod(, nemocenské a dalSich socialnich vydajl
= nezohlednéni (vyssi vék, rychla progrese, omezené prezivani pacientu)
* Napr. ONIVYDE PEGYLATED LIPOSOMAL, KIMMTRAK, COLUMVI, TIBSOVO, AYVAKYT

zohlednéni vhodné zejména u chronickych onemocnéni (mladsi vék) vedoucich
k invalidité, ktera vyzaduji dalSi péci a naklady (pacienta, osetrovatele)
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Celospolecenska a vladni perspektiva

Celospolecenska perspektiva

, Naklady spojené ze ztratou
produktivity
* Pacienta (pripadné i peCovatele)

%~ Produktivita

, — Ina produkce g
.+ Placens
AN
¥ \

prezentismus ]

* Volnocasové aktivity

= Snizeni placené produktivity
l

* Absenteismus
* Prezenteismus

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024



r
' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Celospolecenska a vladni perspektiva

Vladni perspektiva

%, Dalsi naklady ze statniho rozpoctu,
které jsou s |éCbou prokazatelné
asociovany — naklady Cerpané ze
systému socialniho zabezpeceni

 Invalidni duchody

Prispévky na péci,

Prispévky na mobilitu,

Prispévky na zvlastni pomdcky,

Socialni prispévky atd.

Celospolecenska VIadni
Transfery

perspektiva perspektiva

Miseni perspektiv je nevhodné,
hrozi riziko dvojiho zapocteni
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Celospolecenska perspektiva

Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO

Celospolecenska perspektiva

1.  Ztrata produktivity pacienta/pecovatele
i. Absentismus, presentismus (docCasna/trvala pracovni neschopnost, vc.
invalidity, predéasného edchodu do dichedu, pfedéasného dmrti)
ii. Volnofasove aktivity
iii. Schopnost ucit se (i absolvovat jine vzdélavani)
iv. Jing
2. Vliv na kvalitu zivota pecovatele/rodiny
3.  Pfimé vydaje pacient( a pecovatell (out-of-pocket)
i. Doplatky na LP/ZP
ii. Doplfiky stravy
iii. Maklady na pefovatelskou sluzbu
iv. Cestovni ndklady
v. Pobyty v laznich
vi. Jiné
4.  Podpora poskytovana nevladnimi arganizacemi, z vefejnych shirek
5.  Specifické naklady zaméstnavatele (napf. testovani covid a jing)

© STATNi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024

S ohledem na velkou miru nejistoty
spojenou s rozsahem nakladovych

polozek a jejich oceneénim
doporucCujeme, aby zdravotne-
ekonomicka analyza z celospolecenské
perspektivy primarné zahrnovala

neprimé naklady vzniklé v dusledku
ztraty produktivity.

V  pripadé zahrnuti i ostatnich
nakladovych polozek je vidy potreba
popsat ocCekavanou miru nejistoty
souvisejici s uvazovanou spotrebou
a zpUsob kalkulace ndkladl a prijm0
z pohledu spolecnosti. Tyto naklady vzdy
prezentovat oddélené.
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' . Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Celospolecenska perspektiva

Priklady z praxe — nedostatky v pfedloZené analyze z celospoleéenské
perspektivy

= Nepredlozeni analyzy nakladové efektivity a dopadu do rozpoctu z celospolecenské perspektivy
* Napf. TREPULMIX, TAKZHYRO

Analyza z celospolecenské perspektivy nepredstavuje pouhé doplnéni nepfimych nakladu do
analyzy z pohledu platce, ale je novou informacni dimenzi vstupujici do procesu rozhodovani

%~ Arbitrarni sniZzeni nakladti na ztratu produktivity a nenavazani na zdravotni stavy v modelu
* Napft. SOLIRIS, KAFTRIO, BYLVAY, CRYSVITA, ADCETRIS, EPIDYOLEX, FINTEPLA

Tyto naklady neodrazi skutecny prinos hodnocené intervence

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024



r
' . Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Celospolecenska perspektiva

Priklady z praxe — nedostatky v pfedloZené analyze z celospoleéenské
perspektivy

=, Naklady pouze na pecovatele, ne na posuzovanou populaci

* Napf. CRYSVITA

Nevycisleni nakladd pro posuzovanou populaci pacientti neodrazi skutecny pfinos hodnocené
intervence

= Nezohlednéni nakladl na ztratu pracovni produktivity pecovatelli
e Napf. LIVMARLI, VYNDAQEL

Nevycisleni naklad( pro posuzovanou populaci pacientu neodrazi skutecny prinos
hodnocené intervence

=, Dotaznikové setreni na pfiliSs malém vzorku nebo jen zahranicni data
* Napr. REVESTIVE, EPIDYOLEX, CRYSVITA
ZvysSeni nejistoty analyzy z celospolecenské perspektivy

© STATNIi USTAV PRO KONTROLU LECIV e 03.12.2024



. ‘ S 0 KL Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni(\:/;:s;i\ll:g:::Ii(z—é‘e::':rl;:el.klle(:
Priklady z praxe — nedostatky v predloZené analyze z celospoleéenské
perspektivy

~ Nevhodné nastaveni modelu
* Napf. TREPULMIX, KINPEYGO, GIVLAARI

Nerealné vysledky analyzy z celospolecenské perspektivy
=~ Nejasny pocet pecovatell
e Napf. KOSELUGO, LIVMARLI, LIVTENCITY, AMVUTTRA

Zvyseni nejistoty analyzy z celospolecenské perspektivy
= Vstupy nevychazi z adajl pro dané onemocnéni
* Napf. KOSELUGO, HEPCLUDEX

Zvyseni nejistoty analyzy z celospolecenské perspektivy
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Vladnl perspektiva

N&klady systému socidlniho zabezpeéeni v CR
i. &ssz
s [nvalidni dichody (3 stupné)
* Docasna pracovni neschopnost (od 15. dne DPN)
ii. Ufad préce
*  Pfispévek na péci
¢ Proosobu blizkou
* Proasistenta soc. péée
s Pro poskytovatele soc. sluzeb, détsky domov, hospic
e  Prispévek na mobilitu
s  Pfispévek na zvlastni pomucky
* Prikaz osoby se zdravotnim postiZenim a benefity, které z négj
vyplyvaji)
ii. 0SSZ (Ceska sprava socialniho zabezpedeni)
¢ Odetfovné (max. 9 dni, 16 dni u samoiiviteld rodi¢d)

* Dlouhodobé odetfovné (podminka hospitalizace, kterd trvala min.
7 dnti + pfedpoklad dlouhodobé péée min. 30 dnd, max. 90 dnu)

iv. Jiné socidlni sluiby: napf. mistni rozpocty (kraje, obce) a pfispévky pro
zfizovatele socidlnich  sluZzeb (domovy dichodcd nebo domy s
pecfovatelskou sluzbou, LDN — ty jsou hrazeny z mistnich rozpoc¢tt)

2. Jiné vydaje ze statniho rozpoétu (napf. testovani covid19 ve gkolich (MSMT),
specifické vladni programy financované primo ze statniho rozpoctu, naklady na
prevenci, specifické programy MZDr)
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Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
Vladni perspektiva

* zvySené naklady verejnych rozpoctl
(ndklady na vyplaceni invalidniho
dlchodu)

e zahrnuti ztraty pfijmd v dusledku
pred¢asného umrti pacienta

e Tyto ndklady vidy prezentovat
oddélené
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Vladni perspektiva

Priklady z praxe — nedostatky v pfedloZené analyze z vladni perspektivy

"~ Nepredlozeni analyzy nakladové efektivity a dopadu do rozpoctu z vladni perspektivy
* Napr. ASPAVELI
%, Arbitrarni snizeni naklad( na ztratu produktivity a nenavazani na zdravotni stavy
Napf. SOLIRIS, KAFTRIO, ADCETRIS

Tyto naklady neodrazi skutecny prinos hodnocené intervence

%, Ztrata prijmu v disledku predc¢asného umrti pacienta — nejistota ohledné zohlednéni
rozdilu pravdépodobnosti umrti bézné populace podie véku

* Napf. HEPCLUDEX, SOLIRIS

Ztratu produktivity v disledku predc¢asného iumrti pacientli doporucujeme vyjadrit
oddélené vuci produktivité bézné populace
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' . Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Vladni perspektiva

Priklady z praxe — nedostatky v pfedloZené analyze z vladni perspektivy

‘e,

", Dotaznikové Setreni na prilis malém vzorku
“ N

apf. LIVTENCITY, REVESTIVE, EPIDYOLEX

Zvyseni nejistoty analyzy z vladni perspektivy

= Modelace nakladl formou vycisleni uslych odvodu do statniho rozpoctu
* Napf. KOSELUGO, CABLIVI

Zpusob modelace nakladu z vladni perspektivy vycislenim ztraty/uslé produktivity ve smyslu
neodvedenych dani je odlisSny od zpusobu kalkulace nakladu s vyuZitim vycisleni socialnich davek -
> problematické srovnani s ostatnimi SR
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' . Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Kvalita Zivota pecovatele

Kvalita Zivota neformalnich pecovatelu

= Rada onemocnéni ovliviiuje nejen samotného pacienta (zdravotni stav
a kvalitu zivota), ale soucasné i jeho blizké okoli (neformalniho pecovatele)

, Lze zahrnout do analyz v pripadech, kdy je jeji ovlivnéni podepreno evidenci pro
dané onemocnéni

", Dle metodiky SP-CAU-028 jsou prinosy pecovatell relevantni v pripadé
hodnoceni lécivych pripravkl pro vzacnd onemocnéni (LPVO)

%, Vysledek analyzy musi byt vyjadren v takové podobé, aby bylo mozné zhodnotit
oddélené prinos pro pacienty i peCovatele

Zahrnuti kvality Zivota pecovateli mlize mit na vysledek analyzy vyznamny vliv
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Nesouhlas MZd

Nesouhlas MZd se stanovenim uhrady vs farmakoekonomické
hodnoceni

=, §39 da odst. 6)

= Na zakladé projednani véci pred poradnim organem vyda Ministerstvo zdravotnictvi zavazné
stanovisko do 30 dnll ode dne postoupeni zZadosti spolu s hodnotici zpravou a postoupi véc zpét
Ustavu. Zavaznym stanoviskem Ministerstvo zdravotnictvi:

a) vyslovi souhlas se stanovenim Uhrady z prostfedkl zdravotniho pojisténi ve vysi a za
podminek navrzenych v hodnotici zprave,

b) stanovi Uhradu z prostredkl zdravotniho pojisténi v jiné vysi nebo za jinych podminek,
nez jsou uvedeny v hodnotici zprave, které uvede, nebo

c) vyslovi nesouhlas se stanovenim Uhrady z prostredkt zdravotniho pojisténi.
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
’ Nesouhlas Mzd

PFl’kIady Z praxe - Nesouhlasné doporuceni PO a Nesouhlasné stanovisko MZd ke stanoveni
uhrady pro LPVO

", LP ASPAVELI sukLs170986/2022

- predlozeny dopad do rozpoétu po metodické strance nevyhovoval (SP-CAU-27) -> Ustav vlastni
vypocet zakladniho scénare s odliSnym pristupem odhadu poctu pacientl a ke kalkulaci nakladt

* PO - pochybnosti ohledné spravnosti zadatelem predlozeného dopadu do rozpoctu (rozhodné pro
§39d odst. 6), pocet pacientl je nadhodnocen, nejasnosti v poklesu nakladu na |écbu v Case pfi
navyseni pocCtu pacientd -> zasadni nejistota realného dopadu do rozpoctu - ne/naplnéni
podminky verejného zajmu (nebyla uzaviena smlouva o limitaci ndkladd mezi MAH a POJ) ->
nesouhlas Mzd
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' ‘ Vybrané aspekty farmakoekonomického hodnoceni ve spravnich fizenich s LPVO
‘ Nesouhlas Mzd

Priklady z praxe - Souhlasné doporuceni PO, ale Nesouhlasné
stanovisko MZd ke stanoveni uhrady pro LPVO

~

~

LP SOLIRIS sukLs82811/2023
Nedostatek dat z klinické praxe, arbitrarni snizeni naklad( v rameni HI a nenavazani na zdravotni stavy

ewvys

(celospolecenska a vladni perspektiva) -> zatiZzeni nejistotou, dohoda s platci neni priznivéjsi nez uhrada
PO - Konvenéni |é¢€ba je zatizena vyskytem tézkych NU -> moznost vysazeni nékterého Iéku z konvenéni |é¢by,

Vv Vvv7/

zlepseni kvality zZivota, ale priliS vysoké naklady u nejtézsi formy onemocnéni -> souhlasné doporuceni

MZd - nesouhlas — prilis vysoké naklady — neni souladné s vefejnym zajmem, nevycisleni ostatnich naklad,
arbitrarni snizeni nakladu — neodrazi skutecny prinos HI, rozdil v primarnim parametru studie proti placebu
neni klinicky vyznamny

LP VYVGART suUKLS127032/2023
Nedostatec¢na data o kvalité Zivota — neprokazani kratkodobého ani dlouhodobého zlepseni

PO - vétsina Clenl — souhlasné doporuceni, existence dohod s platci, proti — zkracovani Gcinku LP v Case,
absence doporucenych postupu

MZd — nesouhlas — kolisani klinického stavu pacienta, zkracovani ucinku LP v Case, dlouhodoby pfinos LP
v |écbé nejasny, rozpory mezi ucastniky ohledne cilové skupiny a zahajeni lécby, nesoulad klinické studie
s podminkami uhrady
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Dotaznik spokojenosti: E ] E

Mate zkusenosti se SUKL?

Podélte se o né s nami!
SUKL se jako kazdda organizace snazi zlep3ovat a rozvijet poskytované sluzby.

Budeme proto radi, kdyz nam date zpétnou vazbu vyplnénim nasledujiciho
dotazniku.

DOTAZNIK SPOKOJENOSTI

Predem dékujeme za spolupraci a za ¢as vénovany odpovédim.


https://forms.office.com/r/wsBLCYs3W6

e, SUKL

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

E

RECEP

T

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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