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VdZené kolegyné, vaZeni kolegove,

s potésenim vam predklddém souhrnnou zprdavu o cinnosti poradniho orgdnu pro uhradu I€Civ
urcenych k Iécbé vzdcnych onemocnéni za prvni trileté funkcni obdobi. Tento orgdn hraje klicovou
roli v zajistovani dostupnosti inovativnich a ucinnych IéCiv pro pacienty, ktefi trpi vzdcnymi
onemocnénimi, a tim se podili na zlepseni kvality jejich Zivota.

Prdce &lent poradniho orgdnu neni snadnd. V rdmci posuzovdni vyZaduje hluboké porozuméni
onemocnéni, posouzeni pfinost lé¢ivého pfipravku na zdkladé ¢asto omezenych dat a zhodnoceni
jejich vlivu nejen na samotné onemocnéni, ale i na pacientovo okoli, zejména véetné neformdinich
pecovatelti a systému socidini péce.

Diky usili a odbornosti nasich ¢lent se podafilo posoudit vice neZ 30 Zddosti a doporucit schvdleni
uhrady rady Iécivych pripravkd, které prindseji nové moznosti Iécby pro pacienty s témito vzdcnymi
diagnozami.

Cinnost poradniho orgdnu by nebyla moznd bez uzké spoluprdce se zdravotnimi pojistovnami,
odbornymi spolecnostmi a pacientskymi organizacemi. Spolecné nastavujeme systém, ktery je
schopen efektivné reagovat na potreby pacientd a zajistit, aby se k nim dostala ta nejlepsi moznd
péce.

Dékuji vSem ¢lenum poradniho orgdnu za jejich netunavnou prdci a oddanost. Vase usili a odborné
znalosti jsou neocenitelné a pfispivaji k tomu, Ze Ceskd republika je na Spicce v poskytovadni péce
pacientum se vzdcnymi onemocnénimi.

S uctou,

prof. MUDr. Viastimil Vdlek, CSc., MBA, EBIR
ministr zdravotnictvi
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VdZeni Ctendri,

byl jsem poctén diveérou, abych v roli pfedsedy zapocal prdace poradniho orgdnu bezprostredné
po jeho ustaveni. Po tfech letech mohu fict s jistotou, Ze existence poradniho orgdnu je krok
spravnym smérem. KaZdy z ¢lenG tak ddvd do vysledné diskuse svou expertizu, svij uhel pohledu.
Za tfi roku zkusenosti mohu s radosti konstatovat, Ze snahou vsech ¢lent, bez ohledu na to, za jakou
vyse uvedenou skupinu hlasuji, bylo rozhodovadni dle svého svédomi a v zdjmu pacientd.
Zdravotnictvi je vZdy prusecikem mezi tim, co chceme a co technicky umime, a tim, co si mizeme
dovolit z finanénich divodd, a co pfinese prospéch pacientovi.

Tento posledni bod je netrividlni: mnohé ndmi posuzované Iéky se jevi jako nadéjné, avsak za prvé
bez robustni statistické podpory dané situaci: pro vzdcnd onemocnéni je z definice obvykle velmi
obtiZné vytvorit studii se statisticky vyznamnym vzorkem pacientd. Za druhé, fada Iékd je natolik
novd, Ze vdaném datu setkdni poradniho orgdnu doposud neexistuji a ani existovat nemohou studie
posuzujici stav pacienti po mésicich i letech. K tomu je tfeba pripocist vétsinou extrémné vysokou
cenu léki danou malym poctem pacientt s danou nemoci.

Vyzvu jsme tedy vsichni ¢lenové poradniho organu pfijali s védomim odpovédnosti, kterd nds takrka
v kazdém posuzovdni nového léku vede k hlubsimu zamysleni nad nasim poslanim a hodnotami.
Chci vds ubezpeclit, Ze jsme se jako poradni orgdn ministra vZdy snaZili do rozhodovdni pfindset
nejenom odbornou expertizu, ale i empatii a sirsi perspektivu posuzovdni inovativnich Feseni.
Vérim, Ze vysledky nasich rozhodovani budete soudit objektivné a s pochopenim pro celkovy kontext
potreb zdravotni péce. | naddle pokusime v poradnim orgdnu snaZit naslouchat rdznym ndzordm
vsech zainteresovanych stran a hledat spolecnou rec, kterd by nds vsechny propojovala se zietelem
na prospéch pacienta — salus aegroti suprema lex.

Dékuji vsem ¢lenim poradniho orgdnu za jejich neunavnou prdci, kultivovany dialog a konstruktivni
atmosféru nasich jednani.

S tctou,
Magr. et Mgr. Marek Vidcha, Ph.D.
predseda poradniho orgdnu ORPHANY
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UuvoD
Poradniorgan pro hradu léCiv uréenych k 1éEbé vzacnych onemocnéni (dale téZ PO)" byl zfizen
za UCelem zabezpeéeni vytvofeni odivodnéného podkladu pro zavazné stanovisko
a posouzeniverejného zajmu podle § 17 odst. 2 zdkona ¢. 48/1997 Sb., o vefejném zdravotnim
pojisténi a o zméné a doplnéni nékterych souvisejicich zakonl, v platném znéni (dale jen
»zakon“ ¢i ,,zakon o vefejném zdravotnim pojisténi“) na stanoveni maximalni ceny a vyse
a podminek uhrady lé€ivého pFipravku uréeného k lé€bé vzacného onemocnéni ve smyslu
ustanoveni 8 39da zakona.

Spravniftizeni podle 839da zakona o vefejném zdravotnim pojisténi, jak zni oficialni nazev fizeni
pro vyhodnoceni a stanoveni Uhrady specificky pro léky na vzacna onemocnéni, zavedlo do
praxe rozdéleni procesu schvalovani do dvou fazi. Prvni fazi je hodnoceni, které zajiStuje Statni
Ustav pro kontrolu lé&iv (déle téZ SUKL &i Ustav), a posuzovani, jeZ je v gesci Ministerstva
zdravotnictvi.

Pravé v Ministerstvu zdravotnictvi funguje pro ucely vySe uvedeného fizeni s u¢innost ode dne
4. listopadu 2021 novy poradni organ ministra. Cleny poradniho organu jmenuje a odvolava
ministr zdravotnictvi ze zastupc( statu, zdravotnich pojistoven, odbornych spolecnosti
a pacientskych organizaci.

Zastupce statu navrhuje ministerstvo, zastupce odbornych spoleénostivedeni Ceské lékarské
spoleénosti Jana Evangelisty Purkyné (déle téz CLS JEP), zastupce pacientskych organizaci
Pacientska rada? a zastupce zdravotnich pojistoven vedeni V8eobecné zdravotni pojiStovny
(dale téz VZP) a vedeni Svazu zdravotnich pojiStoven (dale téz SZP). VSichni ¢lenové poradniho
organu podepisuji prohlaseni o zamezeni stfetu zajmu.

Jmenovaci dekrety ministra stanovily tfilety mandat prvnimu plénu zastupcl jednotlivych
sektorll, znich na konkrétni jednani byli zpléna vidy nominovani dva zastupci statu,
dva zastupci odbornych spole¢nosti, dva zastupci zdravotnich pojiStoven (vzdy jeden ze SZP
a jeden z VZP) a dva zastupci pacientskych organizaci.

Scénar ustniho projednani poradnim organem je nasledujici. Na Uvodni ¢éasti projednani jsou
pfizvéani zastupci Ustavu (zpravodajové), ktefi shrnou dosavadni pribéh fizeni (shromazdéné
dtkazy, reakce ucastnik( fizeni apod.) a odpovidaji na dotazy ¢lenl PO. Po nich maiji prostor
zastupci drzitele rozhodnuti o registraci (dale téz MAH) a/nebo zadatelé (mohou to byt
zdravotni pojistovny), ktefi prezentuji zd(ivodnéni vhodnosti uréeni vySe a podminek Uhrady
a odpovidaji na dotazy ¢len(i PO. Poté zpravodajové i zastupci MAH jednani opoustéji a probiha
rozprava s projednanim v§ech okolnosti daného pfipadu v souladu se znénim § 39da.

' Portél poradnich orgénd, pracovnich skupin a odbornych komisi Ministerstva zdravotnictvi

2 Aktuality — Portal pro pacienty a pacientské organizace


https://ppo.mzcr.cz/workGroup/172
https://pacientskeorganizace.mzcr.cz/index.php?pg=home
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V fizeni o stanoveni vySe a podminek uhrady se u lééivého pripravku uréeného k léébé

vzacného onemochnéni posuzuiji:

a)
b)
c)
d)
e)
f)

)
h)

i)

J)

jeho terapeuticka uc¢innost a bezpecnost,

zavaznost onemocnéni, k jehoZ [6Cbé je urcen,

jeho nahraditelnost jinymi [éGebnymi postupy hrazenymi z prostfedkd zdravotniho
pojisténi,

celospolecensky vyznam moZnosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni, k jehoz
lécbé je urcen, a dopady léCby na systém zdravotniho pojiSténi a socialniho
zabezpeceni,

jeho prokazatelny pfinos na zlepSeni kvality Zivota pacienta,

redlné moznosti pro zajisténi poskytovani ispésné a efektivni léEby v siti poskytovatell
zdravotnich sluZeb,

doporuéené postupy odbornych instituci a pfislusnych odbornych spoleénosti,
podminky jeho Ghrady z prostiedkd zdravotniho pojisténi navrZzené v Zadosti, véetné
pfipadnych smluv uzavienych drZitelem rozhodnuti o registraci a zdravotnimi
pojistovnami omezujicich dopad na prostfedky zdravotniho pojiSténi nebo upravujicich
sdileni rizik souvisejicich s uc¢innosti tohoto léCivého pripravku v podminkach klinické
praxe,

analyza nakladové efektivity, avSak bez zohlednéni jejiho vysledku v podobé poméru
inkrementalnich nakladd a pfinosd, a

pfedpokladany dopad do rozpoétu zohledriujici vefejny zdjem podle § 17 odst. 2.

V souladu s § 39da mizZe PO postupovat nasledujicim zplisobem:

a)

b)

c)

PO doporuci uhradu stanovit ve vysi a za podminek uvedenych v hodnotici zpravé
Ustavu

PO doporuci stanovit thradu v jiné vySi nebo za jinych podminek, neZ uvadi hodnotici
zpréva Ustavu

V takovém pfipadé je Zadatel po vydani zdvazného stanoviska vyzvan Ustavem
k vyjadreni. Souhlasi-li s novou vysi/podminkami, ihrada bude stanovena v nové vysi/s
novymi podminkami. Pokud Zadatel nesouhlasi s novou vySi/podminkami, Uhrada
nebude stanovena

PO nedoporuéi uhradu stanovit

Po vydani negativniho zavazného stanoviska ministra zdravotnictvi nemuze (dle § 39da
odst. 9) Zadatel dalSich 6 mésicl od pravomocného ukoncéeni spravniho fizeni podat
ve stejné véci novou zadost.


https://www.aspi.cz/products/lawText/1/45178/1/2/zakon-c-48-1997-sb-o-verejnem-zdravotnim-pojisteni-a-o-zmene-a-doplneni-nekterych-souvisejicich-zakonu?vtextu=%C2%A7%2017%20odst.%202%20ve%C5%99ejn%C3%BD%20z%C3%A1jem#c_15940
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PO ORPHANY V DATECH

2022

Novy paragraf 39da zakona o vefejném zdravotnim pojisténi vstoupil v icinnost.

V srpnu 2022 se uskutecnilo historicky prvni ustni projednani PO kléCivému pfipravku
SPINRAZA pro lécbu spinalni svalové atrofie (SMA). Na zakladé doporuceni PO vydalo
ministerstvo souhlasné zavazné stanovisko.

2023

Bé&hem roku 2023 byla uskute¢néna projednani nize uvedenych l&&ivych pfipravkl:

ASPAVELI indikovan k lé€bé paroxysmalni nocni hemoglobinurie (PNH).

PO doporugil stanoveni thrady, ale za jinych podminek, neZ navrhoval Ustav. Ministerstvo
vydalo negativni zdvazné stanovisko v souladu s doporu¢enim PO.

ONIVYDE PEGYLATED LIPOSOMAL indikovan k |éCbé pacientdl s metastazujicim
adenokarcinomem pankreatu, ktefi progredovali na lé¢bé zaloZené na gemcitabinu.

PO doporudil stanoveni thrady dle navrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko
v souladu s doporuéenim PO.

TREPULMIX indikovan k l&¢bé dospélych pacientll se srde¢nim selhanim s funkéni tfidou
NYHA 1l nebo IV dle klasifikace WHO s inoperabilni chronickou tromboembolickou plicni
hypertenzi (CTEPH) nebo perzistentni i rekurentni CTEPH po chirurgické lécbé.

PO jednomyslné doporucil stanoveni Uhrady. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko
v souladu s doporuéenim PO.

VYNDAQEL indikovan k lé¢bé dédicné transthyrétinové amyloidézy nebo transthyretinové
amyloidozy divokého typu u dospélych pacient( s kardiomyopatii (ATTR-CM).

PO doporucil stanoveni uhrady za jinych podminek. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko
v souladu s doporuc¢enim PO.

EVRYSDI indikovan klécbé spinalni svalové atrofie vazané na dlouhé raménko
5. chromozomu (SMA).

PO doporugil stanoveni Ghrady za jinych podminek, neZ navrhoval Ustav. Ministerstvo
vydalo zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

VOXZOGO indikovan k lé¢bé achondroplazie u pacientt starsich 2 let, jejichZ epifyzy nejsou
uzaviené.

PO doporugil stanovit Uhradu za podminek navrzenych Ustavem, av$ak vjiné vysi.
Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko v souladu s doporu¢enim PO.
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e KIMMTRAK indikovan v monoterapii k lé¢bé dospélych pacientll s neresekovatelnym nebo
metastatickym uvealnim melanomem s pozitivnim lidskym leukocytarnim antigenem
(HLA)-A*02:01 a se stavem vykonnosti 0-1 dle ECOG, ktefi doposud nebyli l&Ceni
systémovou protinadorovou léEbou pro neresekovatelné nebo metastatické onemocnéni.
PO nedoporucil uhradu stanovit. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko v souladu
s doporucéenim PO.

e KOSELUGO indikovan k lécbé pacientl ve véku od 3 do 18 let se stabilni i progresivni
neurofibromatézou 1. typu, ktefi maji neoperovatelny plexiformni neurofibrom.

PO doporudil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporu¢enim PO.

e CRYSVITA indikovan k lécbé X-vazané hypofosfatemie (dale téz ,XLH“) u déti
a dospivajicich ve véku od 1 do 17 let srentgenograficky prokazanou nemoci kosti
a u dospélych.

PO doporudil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporu¢enim PO.

e FINTEPLA indikovan k lé¢bé epileptickych zachvat( spojenych se syndromem Dravetové
jako pfidatna terapie k dalSim antiepileptikim u pacient( od 2 let.

PO doporudil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuéenim PO.

e ADCETRIS indikovan klé¢bé dospélych pacientll s CD30+ Hodgkinovym lymfomem pfi
zvySeném riziku relapsu nebo progrese po autologni transplantaci kmenovych bunék.

PO doporudil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

e TAKHZYRO indikovan k rutinni prevenci rekurentnich atak hereditarniho angioedému (dale
jen ,HAE“) u pacientt ve véku 12 let a starSich.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporu¢enim PO.

e KIMMTRAK indikovan v monoterapii k lé¢bé dospélych pacient(l s neresekovatelnym nebo
metastatickym uvealnim melanomem s pozitivnim lidskym leukocytarnim antigenem
(HLA)-A*02:01 a se stavem vykonnosti 0-1 dle ECOG, ktefi doposud nebyli l&Ceni
systémovou protinadorovou léEbou pro neresekovatelné nebo metastatické onemocnéni.

PO nedoporuéil uhradu stanovit. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko v souladu
s doporuéenim PO®,

3 Druhé projednani stejného podani na zakladé rozhodnuti Rozkladové komise MZD.
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KAFTRIO indikovan v kombinovaném rezimu s ivakaftorem k lécbé cystické fibrézy u
pacientd ve véku od 6 let, ktefi maji alespon jednu mutaci F508del vgenu pro
transmembranovy regulator vodivosti (CFTR).

PO doporudil hradu stanovit ve vysi a za podminek dle navrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

CABLIVI indikovan k lécbé dospélych a dospivajicich ve véku od 12 let a starSich s télesnou
hmotnosti alespon 40 kg s epizodou ziskané trombotické trombocytopenické purpury
(aTTP) ve spojeni s vymeénou plazmy (TPE) aimunosupresi, které se projevuje snizenim
podétu krevnich desti¢ek, hemolytickou anémii a po§kozenim organd.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

2024

Béhem roku 2024 byla uskute¢néna projednani nize uvedenych léCivych pfipravk(:

EPIDIOLEX indikovan k adjuvantni lé¢bé epileptickych zachvatll spojenych s Lennox-
Gastautovym syndromem (LGS), syndromem Dravetové (SD) a komplexem tuberdzni
sklerdzy (TSC) u pacientt ve véku 2 let a starSich.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

COLUMVI indikovan v monoterapii klécbé dospélych pacientd s relabujicim nebo
refrakternim difuznim velkobunéénym B-lymfomem (DLBCL) po nejméné dvou liniich
systémoveé éCby.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo

zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

KINPEYGO indikovan k lécbé primarni IgA (imunoglobulin A) nefropatie (ISAN) u dospélych
s rizikemrychlé progrese onemocnéni s pomérem proteinu a kreatininuv moc¢i= 1,5 g/gram.

PO doporugil thradu stanovit dle navrhu Ustavu. Ministerstvo se od doporugeni odchylilo
a vydalo negativni zdvazné stanovisko.

REVESTIVE indikovan k lé¢bé pacientl ve véku od 4 mésicl korigovaného gestacniho véku
se syndromem kratkého stieva.

PO doporudil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

SOLIRIS indikovan v lé¢bé refrakterni generalizované myastenia gravis (dale jen ,,MG“ nebo
~EMG“) u dospélych pacientll, u kterych jsou pfitomny protilatky proti receptoru
pro acetylcholin.
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PO doporugil thradu stanovit dle navrhu Ustavu. Ministerstvo se od doporuéeni odchylilo
a vydalo negativni zavazné stanovisko.

VYVGART indikovan k |éCbé generalizované myastenia gravis udospélych pacientd,
u kterych jsou pfitomny protilatky proti receptoru pro acetylcholin.

PO doporugéil Ghradu stanovit dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo se od doporuéeni odchylilo a
vydalo negativni zavazné stanovisko.

LIVTENCITY indikovan k lé¢bé cytomegalovirové (CMV) infekce a/nebo onemocnéni, které
jsou refrakterni (s rezistenci nebo bez ni) na jednu nebo vice pfedchozich terapii, jez
zahrnovaly ganciklovir, valganciklovir, cidofovir nebo foskarnet u dospélych pacientd, ktefi
podstoupili transplantaci hematopoetickych kmenovych bunék (HSCT) nebo transplantaci
solidnich organt (SOT). V podminkach Ghrady je navrhovano stanoveni Ghrady rovnéz pro
situaci ,,v pfipadé, kdy l&Cbu prvni volby nelze pouzit®, ktera neni uvedena v platném SmPC
(off label indikace).

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

AYVAKYT indikovan k lé¢bé dospélych pacientll s agresivni systémovou mastocytézou,
systémovou mastocytdzou s pfidruzenym hematologickym novotvarem nebo mastocytarni
leukémii po nejméné jedné systémové lécbé.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle nédvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

HEPCLUDEX indikovan k lé¢bé infekce virem hepatitidy delta u dospélych pacientl
s kompenzovanym onemocnénim jater.

PO doporuéil thradu stanovit ve vysi a za podminek dle ndvrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo
zavazné stanovisko v souladu s doporuéenim PO.

AMVUTTRA indikovan k lé¢bé hereditarni transthyretinové amyloidézy u dospélych
pacientl s polyneuropatii v 1. &i 2. stadiu. PO nedoporudil Uhradu stanovit. Ministerstvo
vydalo zdvazné stanovisko v souladu s doporuc¢enim PO.

ISTURISA indikovan k lé¢bé endogenniho Cushingova syndromu u dospélych pacient(.

PO nedoporucéil uhradu stanovit. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko v souladu
s doporuc¢enim PO.

BYLVAY indikovan k lé¢bé progresivni familiarni intrahepatalni cholestazy (dale téz ,,PFIC*)
u pacientll ve véku od 6 mésicu.

PO doporugil uhradu stanovit za jinych podminek, nez uvadi hodnotici zprava Ustavu.
Ministerstvo se od doporuceni odchylilo a vydalo negativni zavazné stanovisko.
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2025

Bé&hem roku 2025 byla zatim uskuteénéna projednani nize uvedenych léCivych ptipravk*:

FINTEPLA indikovan k l&écbé epileptickych zachvatll spojenych se syndromem Dravetové
a Lennoxovym-Gastautovym syndromem jako pfidatna terapie k dalsim antiepileptikdim
u pacientl od 2 let.

PO doporudil thradu stanovit dle navrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo zédvazné stanovisko
v souladu s doporuc¢enim PO.

ASPAVELI indikovan k lécbé paroxysmalni no¢ni hemoglobinurie (PNH) u dospélych
pacientd, ktefi maji hemolytickou anemii.

PO doporuéil thradu stanovit dle navrhu Ustavu. Ministerstvo vydalo zavazné stanovisko
v souladu s doporuéenim PO.

SKYCLARYS indikovan k lécbé Friedreichovy ataxie (FRDA) u dospélych a dospivajicich
ve véku od 16 let.

PO vétSinou hlast nedoporucil Uhradu stanovit. Ministerstvo vydalo zdvazné stanovisko
v souladu s doporucenim PO.

4 Stavdo vydani Souhrnné zpravy
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KLICOVE POZNATKY Z PRAXE PORADNIHO ORGANU

Jednou z prvnich problematickych oblasti identifikovanou &leny poradniho organu v ramci
pfedmétného hodnoceni, byla absence hodnoceni nakladové efektivity s komparaci
ostatnich lécivych pfipravkii pouzivanych vdané diagnéze. Vzavazném stanovisku
formulovali ¢lenové PO pozadavek, aby kazda Zadost o uhradu LPVO, u kterého existuji
komparatory hrazené z vefejného zdravotniho pojisténi (at s Uhradou stanovenou ve spravnim
fizeni i v reZimu dle § 16 zakona), povinné obsahovala analyzu nékladové efektivity®.

Ve stejném stanovisku ministerstvo v souladu s doporuc¢enim poradniho organu pozadovalo,
aby nejpozdéji do 24 mésicl bylo provedeno pfehodnoceni vy$e a podminek hrady LPVO
SPINRAZA. Dale ministerstvo doporudilo, aby Ustav sledoval situaci v léébé onemocnéni
SMA a v pfipadé naplnéni nékteré z podminek dle 8 39da odst. 11 zdkona ¢. 48/1997 Sb.
pfehodnotil rozhodnuti o stanoveni vySe a podminek uhrady LPVO SPINRAZA.

Druhé projednané podani pak identifikovalo dalSi problémy, diky kterym nebyl LVPO
ASPAVELI® doporuéen k zafazeni do systému Ghrad, a které byly vzavazném stanovisku
popsany pro futuro. Pfi projednani analyzy dopadu na rozpocet bylo zjiSténo, ze predlozena
analyza dopadu na rozpoéet nevyhovovala standardim Ustavu a obsahovala
neoddvodnéné nadhodnoceny podet pacientd. Ustav provedl vlastni vypodet, ktery ukézal,
Ze naklady na lécbu by byly vySsi, nez bylo uvedeno v analyze. Nebyla uzaviena smlouva
o limitaci nakladl mezi drZitelem rozhodnuti o registraci a zdravotnimi pojistovnami. Hodnotici
zprava obsahovala nejasnosti, napfiklad pokles nakladd na lé¢bu v ¢ase pfi navySeni poctu
pacient(. Z divodu existence popsanych nejistot ohledné skuteéného dopadu narozpoéet

hospodare nesouhlasit se stanovenim uhrady.

U nékterych pfipravkd poradni organ apeloval na to, aby byly zpracovany doporuéené
postupy odbornych spole¢nosti na narodni tirovni, které by zahrnovaly pouziti hrazenych
Lééivych pFipravki’® ®'°, Ministerstvo souhlasilo s ndvrhem poradniho organu a v zdvazném
stanovisku formulovalo i poZzadavek, aby postupy zahrnovaly i spolupraci s regionalnimi
poskytovateli zdravotnich sluzeb pfi dlouhodobé |éébé a participaci zdravotnich
pojistoven.

V jednom pfipadé poradni organ shledal, Zze navrhovana cena lé€ivého pfipravku neodpovida
cené, za kterou je hrazen prostfednictvim 8 16 zakona. Protoze vefejné pfistupny registr smluv

5 Zavazné stanovisko LPVO SPINRAZA

6 Zavazné stanovisko LPVO ASPAVELI (2023)
7 Zavazné stanovisko k LPVO EVRYSDI

8 Zavazné stanovisko k LPVO LIVTENCITY

® Zavazné stanovisko k LPVO AYVAKYT

10 Zavazné stanovisko k LPVO HEPCLUDEX



https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-spinraza-sp-zn-sukls6832-2022-6787ab6ca204a.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-aspaveli-sp-zn-sukls170986-2022-6787ab6ca3e44.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-evrysdi-sp-zn-sukls212173-2022-6787ab6ca8c83.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-livtencity-sp-zn-sukls276408-2023-6787ab6cc4b49.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-ayvakyt-sp-zn-sukls295286-2023-6787ab6cc63a5.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-hepcludex-sp-zn-sukls308814-2023-6787ab6cc9113.pdf
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obsahoval ceny, které byly pro pfipravek vdobé projednani aktualni, byl navrh Ghrady
z vefejného zdravotniho pojisténi harmonizovan s praxi''.

V ramci praxe upozornil poradni organ i na fakt, ze pokud je léCivému pfipravku na zakladé
zavazného stanoviska ministerstva Ustavem stanovena vyse a podminky Ghrady, a ten je dle
SmPC' podavan v kombinaci s jinymi lé¢ivymi pFipravky, o jejichZ zafazeni do Ghrad nebylo
pozadano, znamena to, Ze proces, ktery mél byt standardizovan a zjednoduSen tzv. tfeti
cestou, pro tyto kombinace léCiv nebude naplnén a v praxi bude dal nezbytny individualni
schvalovaci proces, ktery vede pfislusna zdravotni pojiStovna u kazdého pojiSténce zvlast,
a nebude mozné pfedjimat ve v8ech pfipadech konkrétni rozhodnuti'.

Béhem c¢innosti poradniho organu se pak v nékolika pfipadech ministerstvo vzavazném
stanovisku odchylilo od doporucéeni poradniho organu. Neda se uvést jeden konkrétni
didvod, proé se tak stalo, v takovych pfipadech se jednalo o kombinaci vice dfvodl v jejich
vzajemné interakci. Pro pfiklad je nutné precist si odlvodnéni v pfedmétnych zévaznych
stanoviscich ™" Ze strany Zadatel(l byly vtéchto pfipadech podany proti negativhim
zavaznym stanoviskiim podnéty k pfezkumu, v ramci, nichZ bylo ¢asto argumentovano tim,
Ze Zadatel se zdravotnimi pojiStovnami uzaviel smluvni ujednani. K tomu ministerstvo uvadi,
Ze ani uzavreni takové smlouvy nemusi automaticky zajiStovat financ¢ni stabilitu systému
vefejného zdravotniho pojisténi v souvislosti se vstupem hodnocenych intervenci
do systému Uhrad a pfijatelny dopad do rozpodtu vefejného zdravotniho pojisténi.

Ministerstvo se odchylilo od doporuceni poradniho organu zpravidla pfi zjisténi
vyznamnych limitaci branicich posouzeni analyzy nakladové efektivity i predpokladaného
dopadu do rozpocétu vkombinaci s vysokymi naklady na lé¢bu, a to i pfes uzaviena
smluvni ujednani se zdravotnimi pojiStovnami. V takovém pfipadé, védomo si odpovédnosti
za zajisténi zdravotnich sluZzeb pro vSechny pojisténce v Ceské republice, neshledalo
schvaleni uhrady u danych Lééivych pfipravkdl za souladné svefejnym zajmem.
Jako odpovédnéjsi doporucilo zachovat dosavadni praxi fizeni dle § 16 zdakona o vefejném
zdravotnim pojisténi, které umozni individualni posouzeni vhodné |éCby vzhledem
ke konkrétnimu specifickému stavu kazdého jednoho pacienta.

Béhem prvniho funk&niho obdobi vysel Ustav vstiic specifickym pozadavkiim poradniho
organu, a nad ramec zakonnych pozadavk( ucinil celou Fadu uprav formatu hodnotici

zpravy.

" Zavazné stanovisko k LPVO VOXZOGO
2Souhrn Udajl o pFipravku

'8 Zavazné stanovisko k LPVO KAFTRIO
4 7avazné stanovisko k LPVO KINPEYGO
18 Zavazné stanovisko k LPVO SOLIRIS

16 Zavazné stanovisko k LPVO VYVGART



https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-voxzogo-sp-zn-sukls229753-2022-6787ab6caa470.pdf
https://sukl.gov.cz/encyklopedie/co-je-to-souhrn-informaci-o-pripravku/
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-kaftrio-sp-zn-sukls155130-2022-6787ab6cb4466.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-kinpeygo-sp-zn-sukls181711-2023-6787ab6cbdf7a.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-soliris-sp-zn-sukls82811-2023-6787ab6cc12fe.pdf
https://ppo.mzcr.cz/upload/files/archiv-2022-2024-zavazne-stanovisko-lpvo-vyvgart-sp-zn-sukls127032-2023-6787ab6cc2d7f.pdf
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Jednalo se zejména o nasledujici Upravy:

zpracovani uvodniho souhrnu k hodnotici zpravé (dale i ,,HZ“), ve kterém jsou z klinického
hlediska akcentovany kritické zavéry ve strukture dle zakonem stanovenych parametrd;

vHZ byla doplnéna tabulka ,,Shrnuti ekonomickych parametrd LPVO“, ktera byla
postupné kultivovana na zakladeé diskuzi se ¢leny poradniho organu a jejich potreb;

HZ byla doplnéna o zhodnoceni komparativni UCinnosti a dale je v zavéru kapitoly
komparativni uc¢innost/bezpeénost uvadén odstavec s kritickym zhodnocenim, jestli je
LPVO vice/méné/srovnatelné ucinny jako komparator;

v kapitole HZ k vlivu lé¢by na kvalitu zZivota je uvedeno, jestli byla/nebyla prokazana
v kratkodobém/dlouhodobém horizontu;

na pozadavek poradniho organu je do HZ dopliiovano hodnoceni zahrani¢nich agentur
v ¢asti ,Hodnoceni zahrani¢nich agentur”;

poradnimu organu je poskytovano srovnani ekonomickych parametrt ve verejné thradé
a se zohlednénim obchodniho tajemstvi. Dokument ,,Dopliujici informace pro poradni
organ k LPVO* je posilan jako specialni pfiloha — tedy nad ramec spisu — jedna se o servis
pouze pro poradni organ (neni dostupné ucastniklim spravniho fizeni);

v Casti analyzy néakladové efektivity HZ jsou uvadény Markovovy trace grafy, pokud jsou
vefejné, které graficky znazoriuji prechody mezi jednotlivymi zdravotnimi stavy
ve zvoleném ¢asovém horizontu. Nové bude, za Ucelem pfiblizeni modelace, uvadéno i
zakladni grafické znazornéni farmakoekonomického modelu s popisem jednotlivych
zdravotnich stavl (snaha pfibliZit, jak funguje model);

v Casti dopadu na rozpocet HZ je uvadéna ¢éast popisujici zplsob kalkulace nakladu
na hodnocenou intervenci — podnadpis: Zptsob kalkulace nakladd na hodnocenou
intervenci, kde je uvadén pfesny postup vypoctu a vstupy (pocty pacient(l a naklady),
aby si ¢lenové PO mohli v pfipadé zajmu sami prfepocitat BIA — opét vzniklo jako reakce
na diskuzi se ¢leny poradniho organu;

na zékladé pozadavku poradniho organu je Ustavem postupovan souhrn referenci
v samostatném souboru tak, aby bylo eliminovano sloZité dohledavani dokumentd
ve spise;

Ustav se snaZi, aby hodnoceni bylo psané co nejsrozumitelnéjsim jazykem, vice vysvétluje
a uvadi konkrétni zavéry k dopadlim moznych zmén.
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/AVER
Odbor Kancelafe ministra na tomto misté dékuje vSéem ¢lendm poradniho organu za peclivou

a odpovédnou pfipravu na kazdé jednani, za vysokou kulturu spoluprace pfi hledani toho nejlepsiho
feSeni s ohledem na potieby pacient( i na finanéni udrZitelnost zdravotniho systému.

Od pocatku c¢lenové poradniho organu vzdy fungovali jako tym, ktery se navzajem doplhoval
a odborné diskuze vedl kultivované, odpovédné, s citem a velkym uvazenim.

Velky dik patfi i véem zapojenym zastupcim Ustavu za vstficnou spolupraci a trpélivost
pfi zodpovidani fady dotaztl. Rovnéz Ustavu dékujeme za pfipravu a realizaci série $koleni v HTA",
ktera budou pokracovat i v nasledujicim obdobi.

V neposledni fadé je nasnadé podékovat i véem spolupracujicim koleglim z ministerstva, ktefi
poskytuji soucinnost pfi konzultacich v ramci svych odbornosti.

Ministerstvo i poradni organ budou vzdy postupovat odpovédné s ohledem na omezené financni
zdroje, které ma systém vefejného zdravotniho pojisténi k dispozici.

Otazka vyvoje a financovani zdravotni péce tak vzdy bude o hledani miry balance mezi vhodnou
mirou statni regulace a ponechanim volné ruky trhu.

7 Health technology assessment



