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SOUHRN K HODNOTICI ZPRAVE

sp. zn. SUKLS509617/2025, datum: 16. 9. 2026

Hodnoceny pfipravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Lécivy pripravek (LP) EVRYSDI (obsahujici IéCivou latku risdiplam) v Iékové formé perordlnich potahovanych
tablet je urceny k lIécbé spindlni svalové atrofie (SMA) u pacientl od 2 let véku a minimalné 20 kg. Jde o vzacné,
geneticky podminéné neurodegenerativni onemocnéni vedouci k nevratnému poskozeni motorického svalstva,
pacienti nejsou naptiklad schopni pohybu a sebeobsluhy, samostatného dychani, ¢asné umiraji.

LP EVRYSDI je hodnocen v reZzimu prvni doc¢asné thrady.

Vyjadreni Ustavu k hodnocenému piipravku v dané indikaci

LP EVRYSDI predstavuje pfidanou hodnotu v plném rozsahu schvalené registrace pacientll se SMA oproti
dostupné nejlepsi podpUlirné terapii (BSC). Soucasné pripravek prokazal obdobnou uUcinnost oproti hrazenému
|éCivého pripravku pro vzacna onemocnéni (LPVO) EVRYSDI, prdsek pro peroralni roztok, a oproti hrazenému
LPVO SPINRAZA. Pripravek ma potencial prodlouzit pfeziti, zlepsit kvalitu Zivota, redukovat klinicky vyznamné
symptomy onemocnéni.

LP EVRYSDI splfiuje odborna kritéria navrzena zadatelem pro oznaceni jako vysoce inovativni 1éCivy pripravek
(VILP), jelikoz je urceny k Ié¢bé vysoce zavazného onemocnéni. V pripadé lécby SMA 1. typu pripravek prokazal
prodlouzeni stfedni doby celkového preziti alespon o 30 % oproti hrazené 1écbé (placebu). V pfipadé [écby SMA
2. a 3. typu pripravek prokdzal, Ze v primarnim hodnoceném parametru, ktery ma dopad na kvalitu Zivota, doslo
alespon k 30 % zlepSeni oproti hrazené Iécbé (placebu). Zarazeni LP EVRYSDI do systému Uhrad predstavuje
finan¢ni dopad na prostiedky verejného zdravotniho pojisténi v kontextu daného onemocnéni, ktery je v
souladu s verejnym zdjmem na zachovani stability financovani systému zdravotnictvi.

Ustav proto vydava pozitivni zhodnoceni a navrhuje prvni do¢asnou hradu pfiznat.

Na zakladé jakych podkladd Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické i ekonomické aspekty zafazeni LP EVRYSDI do systému thrad. Zohlednil odborné
podklady z klinickych studii a farmakoekonomické analyzy nakladové efektivity a dopadu na rozpocet, které
predloZila farmaceutickd spole¢nost uvadéjici piipravek na cesky trh. Dale vzal Ustav v potaz aktudlni
doporudené postupy k terapii SMA a spole¢na stanoviska VZP CR s odbornou spole¢nosti.

Co to znamena pro pacienty a |ékare?

LP EVRYSDI bude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana docasna uhrada na 3 roky, pokud zadny z ucastnikl fizeni
(farmaceutickd spole¢nost nebo zdravotni pojistovny) nepredlozi zdsadni novy dlkaz, ktery by odborné
posouzeni zménil.
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Spravni fizeni
Spisova znacka: SUKLS509617/2025

Lécivy pripravek a Zadatel
Zadatel: Roche Registration GmbH
Zastupce: ROCHE s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: risdiplam, peroralni

ATC: MO9AX10

Léivy pripravek: EVRYSDI, 5MG TBL FLM 28X1, kéd SUKL 0286269
Drzitel rozhodnuti o registraci: Roche Registration GmbH

Posuzovana indikace
Lécba spinalni svalové atrofie vazané na dlouhé raménko 5. chromozomu.

Stanovisko k Zadosti

Ustav povazuje klinicky pFinos LP EVRYSDI oproti BSC u populace, pro kterou je 74dano o stanoveni prvni
docasné thrady, za prokazany. U¢innost piipravku oproti jiz hrazenému LPVO SPINRAZA byla hodnocena v ramci
nepfimych srovnani (NMA, MAIC). Oproti LPVO EVRYSDI byla pro pfipravek prokazana bioekvivalence. Na
zakladé téchto dat Ize mit ucinnost risdiplamu v lIékové formé perordlnich tablet oproti risdiplamu v Iékové
formé prasku pro peroralni roztok a oproti nusinersenu k intratekalnimu podani za minimalné srovnatelnou.

Vysledek analyzy ndkladové efektivity LP EVRYSDI ve srovnani s BSC (nejlepsi podpurnou terapii) ukazuje pro
SMA 1. typu ICER (pomér nakladd a pfinosd) ve vysi 28,6 milion KE¢/QALY, pro SMA 2. a 3. typu je ICER ve vysi
31,7 mil. KE/QALY. LéCivy pripravek tak nelze povaZovat za nakladové efektivni intervenci, nebot pomér nakladd
a pfinosl neni srovnatelny s jinymi hrazenymi terapeutickymi intervencemi.

Ustav dopliiuje, Ze pro pfiznani do¢asné Ghrady neni prikaz nakladové efektivity nezbytny.

Analyza dopadu na rozpocet LP EVRYSDI odhaduje 146 aZ 222 pacientl lé¢enych v prvnich péti letech a ukazuje
Usporu ve vysi 4,8 az 3,8 milionl K¢ v prvnich péti letech. S ohledem na shromazdéné dikazy ve spravnim fizeni
povazuje Ustav dopad na rozpocet za souladny s vefejnym zajmem. Tento vysledek viak nelze povaiovat za
relevantni, s ohledem na existenci financniho ujedndni na LPVO SPINRAZA a LPVO EVRYSDI, peroralni roztok.
Zohlednéni uzavieného financniho ujednani na LPVO SPINRAZA a LPVO EVRYSDI vede k navyseni dopadu na
rozpocet.

Ustavu nebyla predloZena informace, ze U¢astnici fizeni uzavieli ujednani o limitaci nakladd.

Zafazeni do skupiny v zasadé terapeutickych LP nebo PZLU
LP EVRYSDI byl posouzen jako nezaménitelny s Zddnou referencni skupinou.
K LP EVRYSDI nebyla identifikovana Zadna srovnatelné Gcinna a ndkladové efektivni terapie.

Maximalni cena
Maximalni cena je stanovena nasledovné:

Maximalni cena pro
konecného spotiebitele
/ baleni (K¢)

0286269 EVRYSDI 5MG TBL FLM 28X1 387 763,09 443 941,51

Kdéd Nazev lécivého Doblnék nézvu Maximalni cena
SUKL pripravku P vyrobce / baleni (K¢)
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Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)

5 mg/den
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Uhrada ze zdravotniho pojisténi
Uhrada z prosttedk vefejného zdravotniho pojisténi je stanovena doéasna na 3 roky nasledovné.

evvs

, Navrh Stanovisko Uhrada pro
Nazev Zadatele: Ustavu: kone¢ného
Kéd SUKL lé¢ivého Doplnék nazvu . e . . .
tioravku jadrova Uhrada | jadrova uhrada | spotiebitele /
prip / baleni (K&) | / baleni (Kg) baleni (K&)
0286269 EVRYSDI 5MG TBL FLM 28X1 365 557,01 367 709,75 418 573,29
Podminky uhrady

Jsou stanoveny nasledovné:

S

P: Risdiplam je hrazen v indikaci spinalni svalové atrofie vdzané na dlouhé raménko 5. chromozomu (SMA).
Lécba je zahdjena u vSech symptomatickych i asymptomatickych déti od 2 let véku a s télesnou hmotnosti od
20 kg se SMA typu |, Il, lll, v pfipadé Ze je geneticky potvrzena diagndéza 5qSMA (homozygotni delece di
heterozygotni delece a mutace v genu SMN1), a prikaz 2 aZ 4 kopii SMN2 genu, a u kterych nebyla aplikovana
genova terapie.

Klinické hodnoceni lé¢by je provedeno pfed nasazenim lécby, nasledné po 6 meésicich 1éc¢by Skdlou CHOP-
INTEND, HFMSE, RULM, 6MWT (vybér skaly dle tize obtizi a véku pacienta), vysetfeni plicnich funkci
(spirometrie, screening nocni saturace apod.), a pak nasledné v pravidelnych intervalech, nejpozdéji vsak po 12
mésicich [éCby.

Lécba détského pacienta je ukonéena v pripadé atypicky rychlé progrese nemoci ¢i v pripadé nespolupracujici
rodiny.

Lécba détského pacienta neni zahdjena v pripadé nespolupracujici rodiny, v pfipadé jiného zavazného interniho
onemocnéni nesouvisejiciho se zakladni diagnézou.

Lécba dospélého pacienta je zahdjena pouze u symptomatického pacienta s 5q SMA s minimalné 2 kopiemi
SMN2 genu. Klinické hodnoceni |écby je provedeno pred nasazenim Iécby, skalou HFMSE, RULM, 6MWT (vybér
skaly dle tize obtiZi pacienta), vysetreni plicnich funkci (spirometrie, screening nocni saturace apod.), a pak
nasledné v pravidelnych intervalech, nejpozdéji vsak po 12 mésicich lécby.

Lécba dospélého pacienta je ukoncena v pripadé Uplné ztraty hybnosti, nutnosti 24 hod. UPV, nespolupréace
pacienta, v pfipadé progrese onemocnéni vykladané jako rezistence na lécbu.

Lécba dospélého pacienta neni zahdjena v pfipadé uUplné ztraty hybnosti s potfebou 24hodinové UPV, u
nespolupracujiciho pacienta, u néhoz neni predpoklad adherence k |écbé, v ptipadé jiného zavainého
onemocnéni, které zasadnim zplsobem interferuje se zakladni diagnézou, a/nebo zasadnim zplsobem limituje
délku Zivota pacienta.
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