MINISTERSTVO ZDRAVOTNICTVI
Palackého ndmésti 375/4, 128 01 Praha 2

V Praze 16. kvétna 2023
¢ j-- MZDR 10600/2023-9/MIN/KAN

0

MZDRX0105LR6

ZAVAZNE STANOVISKO

Ministerstvo zdravotnictvi jako spravni organ pfislusny podle § 39da odst. 6 zakona
¢. 48/1997 Sb., o vefejném zdravotnim pojisténi a o zméné a doplnéni nékterych
souvisejicich zakond, vrozhodném znéni (dale jen ,zakon &. 48/1997 Sb.* & ,zakon
o vefejném zdravotnim poji§téni“), vydava v souladu s § 39da odst. 6 zakona &. 48/1997 Sh.
a ve spojeni s § 149 zakona &. 500/2004 Sb., spravni rad, v rozhodném znéni (dale jen
-Spravni rad®), v ramci spravniho fizeni o stanoveni vy$e a podminek uhrady ze zdravotniho

pojisténi pfipravku uréeného k lécbé vzacného onemocnéni
ATC K{)d Nazev DopInék nazvu

SUKL
MO5BX07 0255192 VOXZOGO 0,4MG INJ PSO LQF 10+10X05ML ISP+10J
MO5BXO07 0255193 VOXZOGO 0,56MG INJ PSO LQF 10+10X05ML ISP+10J
MO5BX07 0255194 VOXZOGO 1,2MG INJ PSO LQF 10+10X0,5ML ISP+10J

(dale jen ,LPVO VOXZOGO")

vedeného  Statnim Ustavem pro kontrolu lé¢iv (dale jen ,Ustav")
sp. zn. SUKLS229753/2022,

jehoz uéastniky jsou:

Ceska priimyslova zdravotni pojistovna,
se sidlem Jeremenkova 161/11, 703 00 Ostrava, ICO: 47672234

Oborova zdravotni pojiStovna zaméstnanct bank, poji§toven a stavebnictvi,
se sidlem Roskotova 1225/1, 140 00 Praha 4, ICO: 47114321

RBP, zdravotni pojistovna,
se sidlem Michalkovicka 967/108, 710 00 Ostrava, ICO: 47673036

pod

Str-r1z9



Vojenska zdravotni pojitovna Ceské republiky,
se sidlem Drahobejlova 1404/4, 190 00 Praha 9, ICO: 47114975

Zaméstnanecka pojistovna Skoda,
se sidlem Husova 302, 293 01 Mlada Boleslav, ICO: 46354182

Zdravotni pojiStovna ministerstva vnitra Ceské republiky,
se sidlem Vinohradska 2577/178, 130 00 Praha 3, ICO: 47114304

v8ichni vySe uvedeni spolecné zastoupeni: Svaz zdravotnich pojistoven CR z. s,
se sidlem namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha 3, ICO: 638 30 515
(vSichni vy$e uvedeni dale spole¢né téz jako ,Svaz zdravotnich pojistioven* i ,SVAZ')

Vseobecna zdravotni pojistovna Ceské republiky,
se sidlem Orlicka 4/2020, 130 00 Praha 3, ICO: 41197518
(dale téz jen ,,VZP“ nebo ,zadatel")

BioMarin International Limited

se sidlem 6th Floor, 2 Grand Canal Square, Dublin, Irsko, ICO: 500060

zastoupena: Tatarkova Marta, se sidlem Kresankova 8, 841 04 Bratislava, Slovenska
republika

Ceska lékaFska spolecnost J. E. Purkyné, z.s.,

Ceska pediatricka spole&nost, Spolecnost lékarské genetiky a genomiky, SpoleCnost détske
neurologie, Ortopedicko-proteticka spolecnost, spole¢nost pro metabolickd onemocnéni
skeletu, Ceska neurologicka spoleénost, Ceska spolegnost otorinolaryngologie a chirurgie
hlavy a krku, Spole¢nost pro rehabilitatni a fyzikalni medicinu, se sidlem Sokolska 490/31,
120 00 Praha 2, ICO: 00444359 (dale téz jen ,CLS JEP")

Ceska asociace pro vzacna onemocnéni z.s.,
B&lohorska 269/19, 169 00 Praha 6 Bfevnov, ICO: 22748270 (dale téz jen ,CAVO")

zavazné stanovisko:

Podle § 39da odst. 6 pism. b) zakona &.48/1997 Sb. Ministerstvo zdravotnictvi
navrhuje stanovit thradu LPVO VOXZOGO za stejnych podminek, ale v jiné vysi, nez
je uvedeno v upravené hodnotici zpravé Ustavu &. j. suki82265/2022 ze dne 31. 3. 2023.

Vysi Ghrady LPVO VOXZOGO Ministerstvo zdravotnictvi navrhuje stanovit ve vysi
88 869,10 K¢.
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Podminky thrady LPVO VOXZOGO Ministerstvo zdravotnictvi navrhuje ponechat tak, jak
byly uvedeny v upravené hodnotici zpravé Ustavu, a to nasledovné:

S

P: Vosoritid je hrazen v 1é€bé achondroplazie u pacientu starSich 2 let, jejichz epifyzy nejsou
zaviené.

Lécba vosoritidem je zahajena v pfipadé, Ze jsou spinény nasledujici kritéria:

- Diagn6za achondroplazie je potvrzena molekularné geneticky

- Pokradujici rist (ristové tempo vétsi nez 2 cm/pfedchozi rok)

- Nepfitomnost dalSiho onemocnéni ovliviiujiciho rtist

- Absence menarche u divek

- Kostni vék mensi nez 11 let u divek a mensi nez 13 let u chlapcli (hodnoceni dle
TW3 RUS)

Pacienti maji byt pravidelné sledovani a vySetfovani nejpozdéji kazdych 6 mésicli, kdy ma
byt kontrolovana jejich télesna hmotnost, riist a télesny vyvoj.

Lécba vosoritidem je ukonéena v pfipadé

- zavaznych nezadoucich G¢€inkl lé€by

- ukonéeného rustu (tj. rustova rychlost nizsi nez 2 cm/rok),

- nedostateCné ucinnosti léCby (tj. ristové tempo presahujici stfedni ristovou rychlost
pro dany vek, pohlavi a diagnézu achondroplazie 0 méné nez 1,5 cm/rok za 15 mésicli po
zahajeni terapie nebo ristové tempo niz8i nez stiedni ristova rychlost pro dany vék pacient
s achondroplazii v dalich letech terapie).

Odiavodnéni:

Dne 31. 3. 2023 postoupil Ustav Ministerstvu zdravotnictvi (dale jen ,ministerstvo*) v souladu
s § 39da odst. 5 zakona &. 48/1997 Sb. upravenou hodnotici zpravu vydanou v fizeni
o stanoveni vySe a podminek Uhrady légivého pfipravku uréeného k |é8bé& vzacného
onemocnéni vedeném pod sp. zn. SUKLS229753/2022 spolu se souhrnem vyjadfeni
G€astniku fizeni k této hodnotici zpravé.

Ministerstvo v souladu s § 39da odst. 6 zakona ¢. 48/1997Sb. nafidilo na 20. 4. 2023 Ustni
jednani poradniho organu pro Ghradu |é€iv uréenych k Ié¢bé vzacnych onemocnéni (dale jen
.poradni organ‘) za U€elem vytvofeni oduvodnéného podkladu pro zavazné stanovisko
ministerstva a posouzeni vefejného zajmu podle § 17 odst. 2 zakona &. 48/1997 Sb.
na stanoveni maximalni ceny a vySe a podminek uUhrady lééivého pfipravku uréeného
pro 1éEbu vzacnych onemocnéni.

Poradni organ vramci Ustniho jednani posoudil zadost o stanoveni Uhrady légivého
pfipravku pro vzacna onemocnéni (dale jen ,LPVO®), hodnotici zpravu vypracovanou
Ustavem a také u LPVO vsouladu s § 39da odst. 3 zakona &. 48/1997 Sb. posoudil
nasleduijici kritéria:

a) jeho terapeutickou G€innost a bezpeénost,

b) zavaznost onemocnéni, k jehoz I1&€bé je uréen,
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c) jeho nahraditelnost jinymi lééebnymi postupy hrazenymi z prostfedkd zdravotniho
pojisténi,

d) celospolegensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni, k jehoz lecbé je
uréen, a dopady lééby na systém zdravotniho pojisténi a sociainiho zabezpeceni,

e) jeho prokazatelny pfinos na zlep$eni kvality Zivota pacienta,

f) redlné moznosti pro zajisténi poskytovani Uspésné a efektivni léCby v siti poskytovateld
zdravotnich sluzeb,

g) doporuéené postupy odbornych instituci a pfislusnych odbornych spolecnosti,

h) podminky jeho Uhrady z prostfedkd zdravotniho pojisténi navrzené v Zadosti, vCetné
pfipadnych smluv uzavienych drZitelem rozhodnuti o registraci a zdravotnimi pojistovnami
omezujicich dopad na prostfedky zdravotniho pojisténi nebo upravujicich sdileni rizik
souvisejicich s uéinnosti tohoto Ié¢ivého piipravku v podminkach klinické praxe,

i) analyzu nakladové efektivity, avSak bez zohlednéni jejiho vysledku v podobé poméru
inkrementalnich nakladd a pfinosu, a

j) pfedpokladany dopad do rozpoétu zohledriujici vefejny zajem podle § 17 odst. 2.

Z hodnotici zpravy a odivodnéného podkladu poradniho orgénu pro vydani zavazného
stanoviska ministerstva vyplynulo nasledujici.

LVPO VOXZOGO (obsahujici lé¢ivou latku vosoritid) je dle SmPC indikovan k lécbé
achondroplazie u pacientd starsich 2 let, jejichZ epifyzy nejsou uzaviene.

Dosavadni klinicky program zahrnuje dvé randomizované klinické studie, kde se pfipravek
srovnava s placebem a prokazuje vy$si uginnost nez nelécba. Tyto dvé studie slouZily pro
registradni proceduru u EMA (datum registrace 26. 8. 2021) pro prokazani pozitivniho
poméru riziko/benefit. Denni subkutanni podavani vosoritidu détem s achondroplazii vedio
ke statisticky vyznamnému zvy$eni rychlosti rdstu. Dlouhodobé Udaje o ucinnosti IéCby
v délce 5 let jsou v soutasné dobé& omezeny na 26 pacienttl ze studie 111-205: pfiristek ve
vysce jedince odpovidal pfiblizné pétindsobku pfirstku vysky pozorovaného v klicove studii
111-301 za obdobi 1 roku. Na zakladé toho se predpoklada, Ze pozitivni Géinek na rist
u vosoritidu ma potencial se udrZet dlouhodobé. Predpoklad zatim neni potvrzen daty
z klinické praxe.

Achondroplazie je Zivot zkracujici vzacné onemocnéni typu skeletalni dysplazie.
Onemocnéni zahrnuje zvy$enou umrtnost u dospélych pacientl (nékteré studie uvadeji
dokonce zvy$enou umrtnost v détstvi) s odhadovanym primérnym zkracenim délky Zivota
o 10 let, pfi¢emz hlavnimi pfi¢inami imrti jsou srde¢ni onemocnéni, neurologické komplikace
a nehody.

Onemocnéni je charakterizovano disproporéné kratkou postavou (v dospélosti primérné
124 cm u zen, 132 em u muz(), makrocefalii, prominujicim ¢elem a midfacialni hypoplazii
s moznymi komplikacemi (sten6za foramen magnum — asociovana s vysokou mortalitou (2—
5 %), typickymi pfiznaky jsou spankova apnoe, bronchopatie, problémy s polykanim Ci
hydrocefalus; thorakolumbarni kyfézy — pifitomna hlavné u déti, s rostoucim vékem
(v pozdé&j8im détstvi) dochazi vétsinou ke zlepSeni; poruchy sluchu — pfiblizné 50 % déti
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vyZaduje tympanostomii, bez |é¢by mlze vyustit az k pfevodni nedoslychavosti; lumbarni
spinalni sten6zy (projevuje se diskomfortem pfi stani a ztizenou chiizi na véts$i vzdalenosti).

Nejvétsi zdravotni problém osob s achondroplazii pfedstavuje pfedevsim mala vyska,
zakiivené koncetiny a Casté bolesti (zejména kloubll, zad, patefe). Sou¢asné terapie jsou
nedostatecné a jsou spojovany s vyraznou bolesti.

V CR jsou kazdoro&né diagnostikovani v priméru 4 pacienti s achondroplazii, aktualné je
vosoritidem Ié€eno 38 déti.

LeCebné moznosti achondroplazie se omezuji na vyjimeéné provadéné chirurgické
ortopedickeé intervence (prodluZzovani dlouhych kosti dolnich konéetin), coZ je povaZovano za
metodu vysoce rizikovou a zastaralou, a dale zejména podpUrnou Iétbu, ktera je
mnohostranna a vyZaduje zapojeni vice odbornosti v pribéhu celého Zivota pacienta.

Vosoritid predstavuje prvni kauzalni terapii v indikaci achondroplazie, jina kauzalni terapie
achondroplazie charakteru vosoritidu neexistuje. Relevantnim komparatorem pro vosoritid
v lécbeé achondroplazie u pacienth starSich 2 let, jejichz epifyzy nejsou uzavieng, je tudiz
observace, popf. nejlepsi podplrna péce (BSC).

Achondroplazie je celoZivotni onemocnéni, které vyzaduje celoZivotni lé&bu zkusenym
multidisciplinarnim tymem vedenym I|ékafi/klinickymi pracovniky se zku$enostmi s lé&bou
achondroplazie. Peclivé sledovani béhem prvnich dvou let Zivota je zasadni, komplexni péée
je nezbytna aZ do dospélosti. Komplexni péte o pacienty s achondroplazii je velmi naroéna
a zaroveh nakladna.

Dle interni evidence V&eobecné zdravotni pojistovny CR (dale jen ,VZP) byla v prib&hu
obdobi let 2017 aZz prvni poloviny roku 2022 v souvislosti s diagndézou achondroplazie
vykazana nasledujici zdravotni péce: biochemické vySetfeni, ortopedické vySetieni, RTG
vySetieni, neurologické vy$etfeni, auxologické vySetieni, DNA testovani a fyzioterapeutické
vykony.

Z celkového poctu 174 pacientll se 79 narodilo v obdobi 2007-2020, pficéemz pramérny vék
je 16,4 let. Primérny naklad na 1 pacienta za 1 rok ¢inil dle VZP v letech za vySe zminéné
vykony v pfedmétném obdobi 171 397 K¢.

Déti s achondroplazii potfebuji vétsi pééi a dopomoc od raného véku, jak ze zdravotniho
hlediska (pravidelné rehabilitaéni cviceni a protahovani svalstva, pravidelna kontrolni
vysetieni), tak z hlediska pé¢e (vyznamna dopomoc pecujicich osob v béznych &innostech:
oblékani, hygiena, pohyb).

Dospélé osoby s achondroplazii maji z fyzickych davod( niz&i uplatnéni na trhu prace (nutna
uprava pracovnich podminek, neschopnost vykonavat fyzicky naro&né &innosti), byvaji
zameéstnani pouze na zkraceny Uvazek nebo jsou nezaméstnani. Pacienti jsou pfijemci
invalidniho diichodu 1. stupné az lll. stupné. Zivot osob s timto zdravotnim postizenim je
nakladny, protoZze zahrnuje naklady na samotnou dopravu (z dlvodu &astych navstév
zdravotnickych zafizeni), zdravotni pomucky a jiné asistencni sluzby.

Dle hodnotici zpravy Ustavu diky 1é¢bé LP VOXZOGO budou lidé s achondroplazii
dosahovat mnohem vy$&i vysky a budou moci byt vice sobéstacni, coz povede k vy$simu
uplatnéni ve spole¢nosti a na trhu prace. V konkrétnich rodinach nebude nutné jiz v takové
mife pobirat napfiklad pfispévek na péé&i a oba rodite se budou moci mnohem vice zapojit
do pracovniho procesu. Da se ocekavat, Zze pacienti, kterym bude podavan vosoritid, budou
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v mensi mife uplatfiovat narok na invalidni dichod, jelikoz jejich pracovni schopnost nebude
snizena. Lééba vosoritidem umozni pacientim s achondroplazii zafadit se do bé&Zného
Zivota, zvysit jejich uplatnéni na trhu prace, coz bude znamenat niz8i celkové zatiZeni
specializovanych zdravotnickych zafizeni, které osoby s achondroplazii velmi Casto
navétévuji, a vy$si miru ekonomické sobéstacnosti.

Dopad na systém sociélniho zabezpeéeni Ize do budoucna odhadovat jako vyznamny.

Dle Spoleéného stanoviska VZP a Ceské pediatrické spolecnosti 2022 je v rozsahu
predpokladaném v tomto odborném stanovisku odhadovany pocet pacientl indikovanych
k [é¢bé vosoritidem v indikaci achondroplazie cca 36 pacientd pojiSténych u VZP,
tj. 60 pacientll na cely systém. Roéné bude pfibyvat odhadem 2-5 novych pacientu, ktefi
budou indikovani pro lé€bu vosoritidem.

V podkladové studii 111-301 byla sledovana kvalita Zivota, a to pomoci dotaznikovych
Setfeni na S$kalach PedsQL, QoLISSY, WeeFIM. Vzhledem kdélce podkladové studie
(52 tydnll) nebyly v kvalité Zivota pozorovany zadné klinicky vyznamné rozdily ve zménée
oproti vychozimu stavu mezi skupinami lééenymi vosoritidem a placebem. Pfi vyuZiti
hodnoceni z pfirozené historie déti s achondroplazii véak byl zaznamenan trend zhor§ovani
celkového zdravotniho stavu, fyzickych schopnosti a ristu a vyvoje osob s achondroplazii:
déti vyzaduji vétsi pomoc petovatele zejména pfi sebeobsluze a mobilité, a to po delsi dobu
nez typicky vyvijejici se déti bez achondroplazie. Obecné je uvadéno, Ze déti
s achondroplazii maji niz$i kvalitu Zivota nez referencni skupiny s primérnym vzristem.
Achondroplazie je asto spojena se snizenou kvalitou Zivota v dusledku funkénich poruch
a psychosocidlnich problému a u nékterych jedinch je toto onemocnéni spojeno se sniZzenou
o&ekavanou délkou Zivota. Jedinci s achondroplazii maji kognitivni a emocni funkce obvykle
v normalnim rozmezi, vyzaduji v8ak vétdi pomoc pecovatele (zejména asistence pfi
sebeobsluze a mobilité) po del$i dobu neZ typicky vyvijejici se déti bez achondroplazie.

Dle vyjadieni pacientské organizace CAVO pacienti s achondroplazii trpi zhor§enou kvalitou
Zivota souvisejici se zdravim, se snizenym skére fyzického a duSevniho zdravi. Maji
zpravidla niz&i uroven vzdélani a pracovni aktivity. Lééba posuzovanym LP VOXZOGO
zpUsobuje vyznamné zvy$eni rastu jedince s achondroplazii, tim zlepSuje celkovou stabilitu
téla, narovnani pokfivenych konéetin, sniZzeni potiZzi a bolesti spojenych s chizi a bolesti
patefe. Celkové lep§i zdravotni stav pfi IéCbé vosoritidem vede ke znalnému sniZeni
navstév odbornych zdravotnickych pracovnikl ve zdravotnickych zafizenich. Lze pozorovat
velké zlepSeni i psychického stavu. Vosoritid G¢inkuje i na typické rysy v obliceji, patrné na
prvni pohled, éasteéné je eliminuje.

Koncentrace lééby posuzovanym LP VOXZOGO nalezi do specializovanych center pro lecbu
achondroplazie, vCR jde o 2 Kliniky v Praze (VFN a FN Motol). Na terapii pacientu
s achondroplazii se nejéast&ji podili lékafi se specializaci v oboru: pediatrie, ortopedie,
détska neurologie, radiodiagnostika, lékafska genetika, ARO a intenzivni péce,
a rehabilitaéni a fyzikalni medicina.

Pro terapii onemocnéni neexistuji ¢eské, ani zahrani¢ni doporuéené postupy, v nichZ by
terapie vosoritidem byla uvedena.

Evropské férum pro achondroplazii (EAF) 2020 vypracovalo konsensus o hlavnich zasadach
lé&by achondroplazie, ktery ma poskytnout zéklad pro rozvoj optimalni péCe v Evrope.
Zasady se soustfedi na celoZivotni léébu achondroplazie zkusenym multidisciplinarnim
tymem s cilem pfedvidat a zvladat komplikace, podporovat nezavislost a zlepsovat kvalitu
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Zivota. Dlraz je kladen na v€asné odeslani k lékari se zkusenostmi s lé&bou achondroplazie
pfi podezieni na onemocnéni, sdilené rozhodovani, cile légby, pfistup k adaptaénim
opatfenim umozfiujicim osobam s achondroplazii pfistup do jejich prostiedi a dlezitost
pribézného sledovani b&hem dospivani a dospélosti.

Ustav navrhl stanovit predmétnym LP VOXZOGO podmjnky Uhrady v souladu se Spole¢nym
stanoviskem VZP CR a Ceské pediatrické spolecnosti CLS JEP z roku 2022 a upravil je dle
odbornych vyhrad Ceské pediatrické spoleénosti CLS JEP a tdajli z SmPC LP VOXZOGO.

V prubéhu spravniho fizeni nebyla Ustavu zadnym z Géastnik( fizeni predlozena analyza
nakladové efektivity. Ustav tedy nemohl fadné zhodnotit nakladovou efektivitu LP VOXZOGO
v indikaci terapie achondroplazie.

V prabéhu spravniho fizeni nebyla zadnym z G¢astniku fizeni Ustavu predlozena komplexni
analyza dopadu do rozpoctu. Ustav proto na zakladé odbornych podkladd shromazdénych
v prub&hu pfedmétného spravniho fizeni pfistoupil k vlastni analyze dopadu na rozpoget.

Dopad na rozpodet bude die odhadu Ustavu pro LP VOXZOGO predstavovat 262 3 az
400,3 miliont K& v prvnim aZz patém roce pfi odhadovaném poétu 38 az 58 Ié¢enych
pacientll v prvnich péti letech. Roéni naklady na LP VOXZOGO na jednoho pacienta
predstavuji 6 902 029 K¢.

Vladni a celospoleCenska perspektiva dopadu na rozpocet rovnéz nebyly pfedlozeny. Ustav
nedisponuje dostatecnymi odbornymi podklady pro jejich vypracovani. Vzhledem
k charakteru onemocnéni a jeho celospolecenskému vyznamu Ize oéekavat, Ze dopad na
rozpocet z téchto perspektiv by se lisil od perspektivy platce.

Po projednani pfipadu poradni organ vétsinou hlast doporucil ministerstvu stanovit Ghradu
LPVO VOXZOGO v jiné vysi, neZ jaka byla navrzena Ustavem v upravené hodnotici
zpravé, avak za stejnych podminek, jaké uvadi upravena hodnotici zprava Ustavu.

Poradni organ doporuéil stanovit vysi dhrady dle primérné vyse ahrady, ktera je
v poslednich Sesti mésicich hrazena zdravotnimi pojiStovnami podle § 16 zakona
o vefejném zdravotnim pojiSténi, pokud by byla takova &¢astka za uhradu niz$i nez
thrada navrzena Ustavem v upravené hodnotici zpravé, a to za indikaénich kritérii
navrzenych Ustavem. Pro uéely stanoveni vySe uhrady poradni organ ministerstvu
doporuéil vyzadat si presné informace (uhrazené &astky), nebot’ tyto nebyly ¢leniim
poradniho organu béhem dstniho projednani k dispozici.

Po seznameni se s doporu¢enim poradniho organu a v8emi okolnostmi projednavaného
pripadu se ministerstvo rozhodlo postupovat dle § 39da odst. 6 pism. b) zakona
¢. 48/1997 Sb., tedy navrhnout stanoveni Uhrady vjiné vy$i, nez jaka byla uvedena
v upravené hodnotici zpravé Ustavu, avéak za Ustavem navrzenych podminek. Ministerstvo
pfitom vychazi zejména z nasledujicich skute¢nosti.

LPVO VOXVOGO prokazal pozitivni u€inek na rist détskych pacientl s achondroplazii, ktery
dosud nebyl kdispozici. Neni sice aktualné mozné dostate¢né potvrdit zlepdeni vsech
typickych dlouhodobych potiZi pacient(i s achondroplazii, ale je velmi pravdépodobné, ze
pokud v budoucnu dojde k dostateénému pfirlstku vysky téchto pacientd, budou jejich
celkové potize pfinejmensim snizené. V8echny tyto okolnosti prevazuji nad nemoznosti
ziskat jiz dnes potvrzeni pfedpokladu tohoto dlouhodobého vyvoje.
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Naklady na Ié¢bu jednoho pacienta, které byly v dopinéné HZ Ustavu stanoveny na 6-7 mil.
roéné jsou mimoradné, s tim, Ze dle hodnoceni je mozné podavat léCbu 10 az 15 let, coz je
pfi aktualnim neprokazani potiebného Gcinku velmi dlouhy Casovy horizont.

Vzhledem k faktu, Ze Zadatel nebyl schopen predloZit informace o objemu Uhrad, které nyni
hradi za farmakologickou |éébu achondroplazie LPVO VOXZOGO, a rovnéz nebyly ze strany
zadatele ani drzitele rozhodnuti o registraci doloZzeny farmakoekonomické analyzy, jakoZ ani
analyzy z celospole¢enské a vladni perspektivy, byt o né Ustav zadal, pozadalo ministerstvo
v navaznosti na doporuéeni poradniho organu o informace o primérné vysi realné Castky,
kterou zdravotni pojistovny uhradily za LPVO VOXZOGO na zakladé individualnich Zadosti
die § 16 zakona &. 48/1997 Sb. za poslednich Sest mésich. BohuZel na vyzvu o sdéleni
pramérnych nakladli obdrZelo ministerstvo Udaje o nakladech pouze od Casti zdravotnich
pojistoven a tyto se vztahovaly pouze k mensiné pojisténch v systému vefejného zdravotniho
pojisténi. Je skute&nosti, Ze drzitel rozhodnuti o registraci nereagoval na vyzvu Ustavu
k souginnosti, ztistava v pribéhu fizeni o stanoveni vySe a podminek uhrady LPVO
VOXZOGO neéinny a nijak tak nepfispiva k objasnéni skutkového stavu véci.

Z vy$e uvedenych davodd si ministerstvo, za Ucelem zjisténi co nejobjektivnéjsich dat
orealné cené LPVO v posledni dobé, zjistilo z vefejné dostupného Registru smluv udaje
o &astkach, za které byl LPVO VOXZOGO dodavan poskytovatelim zdravotnich sluzeb od
po&atku roku 2023 do kvétna 2023 (LPVO VOXZOGO je aktualné pouZivan ve VSeobecné
fakultni nemocnici v Praze a Fakultni nemocnici Motol). Z takto ziskanych udaji ministerstvo
dospélo k zavéru, ze LPVO VOXZOGO byl jednotlivym poskytovateliim zdravotnich sluzeb
ve sledovaném obdobi dodavan za v podstaté konstantni éastky. Ministerstvo, s ohledem na
nestandardni situaci v daném fizeni, zvolilo pro stanoveni Uhrady ¢astku, ktera ve zjisténém
rozmezi odpovidala nejvy$si dodaci cené, a v této vysi navrhuje stanovit LPVO VOXZOGO
Uhradu postupem dle § 39da zakona o vefejném zdravotnim pojisténi.

Ministerstvo si je védomo faktu, Ze takto vypocitana a navrzena Castka je nizsi nez Castka,
k niz dospél ve své upravené hodnotici zpravé Ustav, nicméné ma za to, Ze tato Castka
fakticky odrazi souéasné realné ceny LPVO na &eském trhu, a Ize divodné predpokladat
e pfi stanoveni Uhrady v této vys$i bude pfipravek nadale dostupny pro pacienty v Ceské
republice.

S védomim velmi specifické situace v fizeni o stanoveni vySe a podminek Ghrady LPVO
VOXZOGO je navrzena vy$e Uhrady s ohledem na souéasné reainé naklady na LPVO, a to
zdlvodu snahy o zachovani rovnovahy mezi opravnénymi zajmy pacientd trpicich
achondroplazii na odpovidajici Ié¢bu, a vefejnym zajmem na zajisténi stability systému
vefejného zdravotniho pojisténi, jehoZ posouzeni v$ak bohuZel vzhledem k chybéjicim
podkladim bylo omezené.

Ministerstvo proto navrhuje stanoveni vy$e Uhrady LP VOXZOGO ve vysi, ktera je uvedena
ve vyrokova ¢asti tohoto zavazného stanoviska.

Po vydani tohoto zavazného stanoviska a postoupeni véci zpét bude Zadatel v souladu
s§39da odst. 7 zakona ¢&.48/1997 Sb. vyzvan Ustavem k vyjadieni, zda
s ministerstvem navrhovanou vy$i Ghrady LPVO VOXZOGO souhlasi. Pokud Zadatel
s podminkami navrhovanymi zavaznym stanoviskem souhlasit nebude, Ustav Uhradu
z prostiedkl zdravotniho pojisténi nepfizna.
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Poucéeni:

Zavazné stanovisko vydané dle § 149 odst. 1 spravniho fadu neni rozhodnutim a nelze se
proti nému odvolat. Obsah zavazného stanoviska |ze napadnout vramci odvolani proti
rozhodnuti vydanému ve véci samé.

prof. MUDr. Vlastimil Valek, CSc., MBA, EBIR
mistepredseda vlady a ministr zdravotnictvi
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