MINISTERSTVO ZDRAVOTNICTVi
Palackého ndmésti 375/4,128 00 Praha 2

Praha, (datum uvedeno v dolozce e-podpisu)
C.j.: MZDR 8664/2025-5/MIN/KAN

MZDRX01VXXPP

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 zakonl, v rozhodném znéni (dale jen ,zakon €. 48/1997 Sb.“ ¢&i ,zakon

PN ]

o vefejném zdravotnim pojisténi®), v ramci spravniho fizeni o stanoveni vySe a podminek

uhrady ze zdravotniho pojisténi pfipravku ur€eného k leéCbé vzacného onemocnéni

ATC Kéd SUKL  Nazev Doplnék nazvu

RO7AX32 0272078 KAFTRIO  60MG/40MG/80MG GRA SCC 28
RO7AX32 0272079 KAFTRIO  75MG/50MG/100MG GRA SCC 28

(dale jen ,LPVO KAFTRIO®)

vedeného Statnim  Gstavem pro  kontrolu 1é8iv  (dale jen ,Ustav®)
sp. zn. SUKLS72107/2024,

jehoz ucastniky jsou:

Ceska pramyslova zdravotni pojistovna,
se sidlem Jeremenkova 161/11, 703 00 Ostrava, IC: 47672234

Oborova zdravotni pojistovna zaméstnancu bank, pojiStoven a stavebnictvi,
se sidlem Roskotova 1225/1, 140 00 Praha 4, IC: 47114321

RBP, zdravotni pojist'ovna,
se sidlem Michalkovicka 967/108, 710 00 Ostrava, IC: 47673036

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

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

pod

Str.1z9



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

v8ichni vy$e uvedeni spoleéné zastoupeni Svazem zdravotnich pojistoven CR, z. s.,
se sidlem namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha 3, IC: 63830515
(dale téz jen ,Svaz®)

Vseobecna zdravotni pojistovna Ceské republiky,
se sidlem Orlick& 4/2020, 130 00 Praha 3, IC: 41197518 (dale téZ jen ,zadatel” &i ,VZP*)

Vertex Pharmaceuticals (Ireland) Limited, Unit 49, Block F2, Northwood Court, Santry,
D09 T665 Dublin 9, Unit 49, Block F2, Northwood Court, Santry, D09 T665 Dublin 9, Irsko,
IC: 502558,

Zastoupena: Mgr. Michal Burger, se sidlem Klinec 204, 25210 Klinec (dale téz jen ,MAH®)

Ceska lékarska spoleénost J.E. Purkyné,

se sidlem Sokolska 490/31, 120 00 Praha 2, IC: 00444359 ((Ceska skupina pro cystickou
fiorozu, Ceska pneumologicka a ftizeologicka spole¢nost, Ceska spolecnost détské
pneumologie) (dale téz jen ,CLS JEP* nebo ,odborna spoleénost®)

Klub nemocnych cystickou fibrézou, z.s., se sidlem Kudrnova 22/95, 150 06 Praha 5,
IC: 45249440, (dale téz jen ,,pacientska organizace®)

vydavav souladu s § 39da odst. 6 pism. a) zakona €. 48/1997 Sb. toto

zavazné stanovisko:

Podle § 39da odst. 6 pism. a) zakona €. 48/1997 Sb. Ministerstvo zdravotnictvi souhlasi
se stanovenim uhrady LPVO KAFTRIO z prostredktl zdravotniho pojisténi ve vysi a za
podminek navrzenych v upravené hodnotici zpravé Ustavu &. j. sukl114054/2025 ze
dne 1. 4. 2025.

Oduvodnéni:

Dne 1. 4. 2025 postoupil Ustav Ministerstvu zdravotnictvi (dale jen ,ministerstvo®) v souladu
s § 39da odst. 5 zdkona &. 48/1997 Sb. upravenou hodnotici zpravu vydanou v fizeni
o stanoveni vySe a podminek uhrady léCivého pFipravku uréeného k IéCbé vzacnych
onemocnéni sp. zn. SUKLS72107/2024 spolu se souhrnem vyjadfeni Ucastniku fizeni k této

hodnotici zpravé.

Ministerstvo v souladu s § 39da odst. 6 zakona €. 48/1997Sb. nafidilo na 14. 5. 2025 ustni
jednani poradniho organu pro uhradu IéCiv uréenych k 1é€bé vzacnych onemocnéni (dale jen
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.poradni organ“) za uCelem vytvoreni odlvodnéného 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 uhrady |éCivého pfipravku ur¢eného
pro IéCbu vzacnych onemocnéni.

Poradni organ posoudil Zadost o stanoveni uUhrady I|éCivého pfipravku pro vzacna
onemocnéni (dale jen ,LPVO*), upravenou hodnotici zpravu vypracovanou Ustavem a také
u LPVO v souladu s § 39da odst. 3 posoudil nasledujici kritéria:

a) jeho terapeuticka ucinnost a bezpec€nost,

b) zavaznost onemocnéni, k jehoz 1éCbé je urcen,

c) jeho nahraditelnost jinymi léCebnymi postupy hrazenymi z prostfedkt zdravotniho
pojisténi,

d) celospoleCensky vyznam moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni, k jehoz 1é¢cbé je
urCen, a dopady IéCby na systém zdravotniho pojisténi a socialniho zabezpeceni,

e) jeho prokazatelny pfinos na zlep3eni kvality Zivota pacienta,

f) realné moznosti pro zajisténi poskytovani uspésné a efektivni l[éCby v siti poskytovatell
zdravotnich sluzeb,

g) doporucené postupy odbornych instituci a pfisludnych odbornych spole¢nosti,

h) podminky jeho uhrady z prostfedk( zdravotniho pojiSténi navrzené v zadosti, vCetné
pripadnych smluv uzavienych drzitelem rozhodnuti o registraci a zdravotnimi pojistovnami
omezujicich dopad na prostfedky zdravotniho pojiSténi nebo upravujicich sdileni rizik
souvisejicich s u€innosti tohoto 1éCivého pfipravku v podminkach klinické praxe,

i) analyza nakladové efektivity, avSak bez zohlednéni jejiho vysledku v podobé& poméru
inkrementalnich nakladu a pfinos(, a

j) pfedpokladany dopad do rozpoCtu zohledriujici verejny zajem podle § 17 odst. 2.

Z upravené hodnotici zpravy a odlvodnéného podkladu poradniho organu pro vydani
zavazného stanoviska ministerstva vyplynulo nasledujici.

Lécivy pripravek (LPVO) KAFTRIO v Iékové formé granuli pro peroralni podani (obsahujici
kombinaci 3 léCivych latek ivakaftor, tezakaftor, elexakaftor) je dle SmPC indikovan
v kombinovaném rezimu s ivakaftorem k [éEbé cystické fibrézy u pediatrickych pacientl ve
véku od 2 let do méné nez 6 let, ktefi maji alespori jednu mutaci F508del v genu pro
transmembranovy regulator vodivosti (CFTR).

Léciva latka ivakaftor! zvySuje pravdépodobnost otevieni chloridového kanalku a splfiuje tak
roli potenciatoru CFTR, léCivé latky tezakaftor a elexakaftor brani degradaci syntetizovaného
proteinu uvnitf buriky; maiji tak funkci korektord CFTR.

' Léciva latka ivakaftor (LP KALYDECO ve formé granuli pro peroralni podani), ktera je s LPVO KAFTRIO
indikovana vkombinovaném rezimu, nenitrvale hrazena z prostfedku vefejného zdravotniho pojisténi. Stanoveni
vySe a podminek thrady LP KALYDECO neni pfedmétem probihajiciho spravnifizeni.
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Bezpec€nost, tolerabilita a prenositelnost dat pro skupinu pediatrickych pacientt ve véku od 2
do méné nez 6 let byla ovéfena v jednoramenné klinické studii 111. LéCba kombinaci
IVA/TEZ/ELX v lékové formé granuli pro peroralni podani (v kombinaci s IVA) pfinesla
vyznamné zlepSeni hladin SwCI (primérna absolutni zména mnozstvi chloridovych iontd
v potu ve 24. tydnu oproti vychozi hodnoté -57,9 mmol/l (95% CI: -61,3; -54,6) a LCI2,5
(pokles o -0,83 U oproti vychozi hodnoté (95% CI: -1,01; -0,66 ve 24. tydnu), které se
udrzelo po dalSich 48 tydnl IéCby ve studii 112 (prodlouzena studie OLE). Tato zjisténi jsou
v souladu se zjiSténimi pozorovanymi ve studiich u pacientt ve véku = 6 let, coz podporuje
extrapolaci uc¢innosti na pacienty v této vékoveé skupiné.

Pro hodnoceni ucinnosti a bezpeCnosti kombinace IVA/TEZ/ELX (v kombinaci s IVA)
v lékové formé granuli pro peroralni podani u cilové populace pacientl ve véku od 2 do
méné nez 6 let jsou stézejni vysledky studii kombinace IVA/TEZ/ELX (v kombinaci s IVA)
v lékové formé tablet u pacientll s cystickou fibrézou ve véku od 6 let, kdy ucinnost
a bezpecnost byla prokazana ve 4 randomizovanych, multicentrickych, dvojité zaslepenych
studiich faze Ill, kde se IéCivy pfipravek srovnava s placebem (resp. podpurnou lé€bou, best
supportive care = BSC) nebo aktivnimi komparatory (LP KALYDECO) a prokazuje vyssi
u€innost a minimalné obdobnou bezpe€nost. Tyto studie slouZily pro registracni proceduru
na EMA pro prokazani pozitivniho pomeéru riziko/benefit u pacientli od 6 let i pro naslednou
registraci LPVO KAFTRIO a oduvodnéni extrapolace dat u déti od 2-5,99 let.

Dlouhodobé udaje o uc€innosti 1éCby v délce 144 tydnu na zakladé pokracujici open-label,
nekontrolované studie 105 jsou v sou€asné dobé k dispozici pouze pro pacienty od 6 let
s genotypem F/F a F/MF. K dispozici jsou data z klinické praxe, ktera zavéry z klinickych
studii u starSich pacientd potvrzuji, konkrétné soubory abstraktu, jejichz vysledky byly
prezentovany na 45th Annual European Cystic Fibrosis Conference.

CF (cysticka fibroza) je vrozené, progresivni, zavazné a zivot zkracujici onemocnéni, které
vede k opakovanym hospitalizacim, progreduje k invaliditté a ma zasadni vliv na snizeni
kvality zivota. Cysticka fibréza postihuje zejména dychaci a travici systém, ale i nékteré dalSi
organy. LéCba CF je narotna, pacienti potfebuji cely Zivot intenzivni lé€bu zahrnujici
kazdodenni inhalace, uzivani mnoha farmak, respiratni fyzioterapii a specialni
vysokokalorickou stravu.

Pfi posuzovani nahraditelnosti posuzovaného pfipravku jinymi lé6ebnymi postupy hrazenymi
z prostfedku zdravotniho pojisténi byl poradni organ seznamen s tim, Ze posuzovany LPVO
Ize porovnat se souCasnym standardem léCby, kterym je BSC a léCba pomoci léCiv ze
skupiny CFTR modulatort (LP ORKAMBI, LP KALYDECO - u pacientt ve véku od 2-5,99
let). K pfidané terapeutické hodnoté pfipravku se Ize tudiz vyjadfit ve srovnani (na zakladé
pfimych i nepfimych srovnani) se véemirelevantnimi komparatory.

Uginnost LPVO KAFTRIO byla prokazana u pacientt, ktefi maji mutaci F508del alespori na
jedné alele, a to jak na urovni laboratornich parametrd, tak i na klinickém stavu pacientd.
Vysledky kontrolovanych klinickych studii oproti komparatorim BSC a LP KALYDECO
u pacientd s mutaci F/MF a F/Gating a starSich 6 let dokladaji signifikantni a klinicky
vyznamné zlepsSeni funkce plic, pokles koncentrace chloridl v potu a pozitivni vliv na kvalitu
zZivota pacientll (i pozitivni bezpe€nostni profil). Srovnani s BSC u pacientd s mutaci F/F
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Ustav akceptoval na zékladé extrapolace z klinickych studii 103, 109 ve srovnani s LP
SYMKEVI v souladu s hodnocenim EMA. U pacientll s mutaci F/RF Ustav klinicky pfinos
LPVO KAFTRIO ve vlivu na zlepSeni funkce plic oproti terapii LP SYMKEVI interpretoval jako
mirné zlepSeni. Tato data byla rovnéz vyuzita pro komparativni pfinos LPVO KAFTRIO
u pacientd s mutaci F/RF vs. BSC, coz je v souladu s hodnocenim EMA. Klinicka ucinnost
LPVO KAFTRIO u pacientd véku 6-11 let s mutaci F/Gating a F/RF byla diskutovana
a extrapolovana v ramci registracniho fizeni.

Vysledky jednoramenné klinické studie 111 a jeji extenze 112 potvrdily zejména bezpecnost,
tolerabilitu, klinicky vyznamné snizeni hladin chloridovych iontl a pozitivni viiv na plicni
funkce u pacientd ve véku od 2 do méné nez 6 let. Tato data jsou v souladu s daty
pozorovanymi ve studiich s LPVO KAFTRIO u pacienti ve véku = 6 let, coz podporuje
extrapolaci uc¢innosti na pacienty v této vékové skupiné.

Oproti komparatoru LP ORKAMBI na zakladé nepublikovaného nepfimého srovnani
pfedlozeného v rezimu obchodniho tajemstvi prokazal LPVO KAFTRIO vysSi u€innost.
V nepfimych srovnanich nebyla hodnocena bezpecCnost, nicméné na zakladé vyjadfeni
Pacientské organizace (Klub nemocnych cystickou fibrézou, z.s.) i Cochrane review autort
Southern et al., 2020 Ize, s ohledem na CastéjSi vyskyt nezadoucich u€inki LP ORKAMBI,
povazovat LPVO KAFTRIO za srovnatelné nebo vice bezpecny.

Dle odborného stanoviska Ceské pneumologické a ftizeologické spoleénosti, Ceské
spoleCnosti détské pneumologie a Mezioborové pracovni skupiny pro cystickou fibrézu
i recentniho Doporu€eni pro léCbu cystické fibrozy modulatory (CFTRm) predstavuje
posuzovany LPVO KAFTRIO Iék volby u v8ech pacientl s alespon jednou mutaci F508del
v genu pro CFTR.

Z podkladt ve spise Ustav vyvodil, Ze popsané rozdily budou mit klinicky vyznam v praxi

vy

preferovanou moznosti terapie.

Pfi_posouzeni celospoleCenského vyznamu moznosti terapeutického ovlivnéni onemocnéni
zUpravené hodnotici zpravy vyplynulo, Ze CF negativnhé ovlivhuje zdravotni stav,
praceschopnost, rodinné finance a kvalitu Zivota, pfic¢emz LPVO KAFTRIO ma potencial
Zlepsit kvalitu Zivota pacientd a snizit po€et hospitalizaci. Dopad na systém socialniho
zabezpeceni byl kalkulovan na zakladé studie, ktera potvrdila vyznamny negativni vliv CF na
praceschopnost a vyS88i miru nezaméstnanosti.

PFi_posuzovani prokazatelného pfinosu na zlepSeni kvality Zivota pacienta, bylo ze spisu
zjisténo, ze LPVO KAFTRIO vykazuje pozitivni vliv na kvalitu Zivota pacientd ve srovnani
s BSC a komparatorem LPVO KALYDECO. Dotaznikové Setfeni ukazalo vyznamny vliv na
snizeni vyskytu kasle, poétu inhalaci, unavy, travicich potizi, navyseni hmotnosti, pocCet
exacerbaci a hospitalizaci.

Pfi posouzeni realnych moZnosti pro zajisténi poskytovani Uspésné a efektivni 1éCby v siti
poskytovatell zdravotnich sluzeb byl poradni organ seznamen s tim, Ze v pfipadé zarazeni
do systému uhrad, muze byt le¢ba LPVO KAFTRIO poskytovana ve specializovanych
centrech pro IéCbu cystické fibrozy, konkrétné se jedna o FN Motol, FN Brno, FN Olomouc,

Str.5z9



FN Hradec Kralové a FN Plzen. K dispozici jsou Ceské doporu¢ené postupy i zahrani¢ni
guidelines, které uvadéji terapii kombinaci IVA/TEZ/ELX.

V doporuceni pro Ié€bu cystické fibrozy modulatory (CFTRm) pfedstavuje LPVO KAFTRIO
léCivy pfipravek volby.

PFi projednani analyzy nakladové efektivity Ustav poradni organ informoval, Ze v predlozené
analyze nakladové efektivity shledal ur€ité limitace. Vysledky se pohybuji v rozmezi 3,6-8,5
miliond KE/QALY ve srovnani s aktivni terapii a 14,1-17,5 miliond KE/QALY ve srovnani
s BSC.

Pfi_posuzovani predpokladaného dopadu do rozpoétu zohledrujiciho vefejny zajem poradni
organ shledal, Zze analyza dopadu na rozpoCet odhaduje 77 roCné léCenych pacientl
v prvnich péti letech a ukazuje vysledek ve vySi 159,6 miliond K& v prvnich péti letech.
Celkové primérné rocni naklady na jednoho pacienta lé¢eného LPVO KAFTRIO + LP
KALYDECO jsou 6 300 357,43 K¢.

\V upravené hodnotici zpravé Ustavu bylo rovnéZ uvedeno, e Ustav obdrzel smlouvy
snizujici naklady na 1éCbu LPVO KAFTRIO uzaviené s u€astnikem VZP a u€astnikem Svaz.
VZP uvadi, Zze uzaviené smluvni ujednani neodpovida plavodnimu navrhu VZP, ktery
eliminoval nejistoty extrémné vysokého dopadu do rozpoétu. Svaz uvadi, Zze pfipravované
smluvni ujednani nespliuje pozadavky ucastnika Svazu na vySsi poskytnuté slevy.

O existenci ujednani mezi drzitelem a pojistovnami Ustav obdrZel informaci. Uzaviené
finanéni ujednani na zakladé vyjadfeni zdravotnich pojiStoven vSak nespliuje jejich
pozadavky.

PFi_zhodnoceni podminek Uhrady z prostfedkd zdravotniho poijisténi Ustav oproti navrhu
Zadatele upfesnil podminky uhrady tak, Ze dale do podminek uhrady uvedl podminky pro
zahdjeni, pokracovani a ukonceni [éCby, které vychazi z aktualniho ¢eského doporuceni pro
léEbu cystické fibrézy modulatory (CFTRm).

Dle § 39b odst. 10 pism. a) a c) zakona €. 48/1997 Sb. a § 34 odst. 1 a odst. 2 a § 39
vyhlasky &.376/2011 Sb. Ustav navrhl stanovit tyto podminky uhrady:

S

P: Granule lé¢ivého pripravku Kaftrio jsou v kombinovaném rezimu s ivakaftorem hrazeny
k IéCbé cystické fibrozy u pediatrickych pacient ve véku od 2 let do méné nez 6 let, kteri
maji alespori jednu mutaci F508del v genu pro transmembranovy regulator vodivosti (CFTR).
Lécba je zahdjena a pokracCuje za pfedpokladu splnéni nasledujicich podminek compliance:

a) pacient neni vystaven pasivnimu koufeni
b) pacient dochéazi na kontroly podle doporuceni a harmonogramu navstév
c) v prabéhu lécby po dvodnim poklesu nedochazi k opakovanym vyznamnym

vzestuplm koncentrace chlorid( v potu
Lécbha je ukoncena:

a) neni-li splnéna néktera z podminek, uréujicich compliance s lé¢bou
b) pfi nalezu jaterniho poskozeni splriujici kritéria Child-Pugh tridy C
c) absolvovani transplantace plic, pokud u pacienta nedominuji dal$i, extrapulmonalni

komplikace cystické fibrozy, pro které by pacient mohl z terapie profitovat
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d) hypersensitivity na latky obsazZené v léCivém pfipravku

e) vyskytu nezZadoucich GcCink( v souvislosti s lécbou, hodnocenych jako klinicky
zavazné
f) nedochazi-li ke stabilizaci klinickeho stavu a opakované zmérena koncentrace

chloriddi v potu je vyznamné vy$Si neZ zjiSténa hodnota v prvnim roce IéCby.

Indikani omezeni:

Ustav navrhuje podminky thrady s ohledem na znéni platného SmPC Ié&ivého pfipravku
KAFTRIO a vysledku registracnich studii, které prokazaly jeho ucinnost a bezpecnost
v indikaci IéCby cystické fibrozy u pacientd ve véku od 2 do méné nez 6 let, ktefi maji
alespon jednu mutaci F508del v genu pro CFTR.

Indika&ni kritéria pro 1é&bu CFTR modulatory v klinické praxi Ceské republiky zahrnuji vzdy
genotyp a vék. Pacient musi mit prokazanou pfitomnost jedné nebo dvou mutaci, pro které
je lék registrovan. Mutace je tfeba dolozit na originalnim vysledku genetického vySetfeni
z certifikované laboratofe. LPVO KAFTRIO je prvni volbou pro Ié€bu cystické fibrézy ve
v8ech pfipadech, kdy pacient spliuje indikaCni kritéria. Pfevedeni pacienta z jiného
modulatoru na LPVO KAFTRIO je Zadouci, kdykoli je to mozné. Je vSak tfeba respektovat
preference a stav pacienta. Vraceni pacienta z nového modulatoru na predchozi modulator
je vhodné, pokud se po pfevedeni vyskytnou nové zavazné nezadouci ucinky.

K posouzeni terapeutického efektu se dle aktualniho doporu€eni vySetfuji plicni funkce
(FEV1), télesna hmotnost a body mass index (BMI) pred léCbou a pfi kazdé kontrole.
K hodnoceni compliance se provadi potni test a test nikotinismu. K posouzeni nezadoucich
ucink se pravidelné hodnoti jaterni enzymy, kreatin kinaza, krevni tlak. U déti do 18 let se
provadi oni vysSetfeni k zhodnoceni pfipadné katarakty.

Ustav oproti doporué¢enym postuptim i platnym podminkam thrad LPVO KAFTRIO ve formé
tablet uréenych pro déti od 6 let navrhuje Upravu parametru start/stop kritérii dopinénych do
indikacniho omezeni. Jedna se o parametry, které se v realné klinické praxi u malych déti ve
véku od 2-5,99 let neuplatiuji, napf. Ze pacient nesmi byt aktivnim kufakem, toxikomanie
a dale hodnoceni uc€innosti IeCby pomoci parametru FEV1, které u malych déti v pfedskolnim
véku neni standardné proveditelné.

Po posouzeni pfedlozenych podkladl a nasledné rozpravé poradni organ shledal stanoveni
maximalni ceny a vySe a podminek uhrady LPVO KAFTRIO za souladné s vefejnym zajmem
a jednomysiné doporucil ministerstvu zdravotnictvi souhlasit se stanovenim uhrady
ve vysi a za podminek uvedenych v upravené hodnotici zpravé Ustavu.

Poradni organ rozhodl s védomim toho, Ze nezbytny komplement 1&Cby pfedmétnym LPVO
KAFTRIO (LP KALYDECO) neni zafazen do uhrad (a ani o ni drzitel rozhodnuti o registraci
po ztraté 2. doCasné uhrady nezadal a nezada), a tak bude i v pfipadé zarazeni LPVO
KAFTRIO do systtmu udhrad pro danou indikaci |éCba inadale vyzadovat zadosti
o individualni mimoradnou uhradu dle § 16 zakona €. 48/1997 Sb. Poradni organ tuto situaci
vnima negativné i proto, Ze oba LP maji stejného drzitele rozhodnuti o registraci. Ostatné
stejné situaci poradni organ kritizoval jiz v roce 2023, kdy doporu€il uhradu LPVO KAFTRIO
(v kombinaci s LP KALYDECO) pro kombinovany rezim s ivakaftorem k léCbé cystické
fibrozy u pacientll ve véku od 6 let, ktefi maji alespori jednu mutaci F508del v genu pro

transmembranovy regulator vodivosti (CFTR).
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Poradni organ byl seznamen s tim, Zze LP KALYDECO ztratil status ORPHAN dfive, nez
dosSlo k u€innosti pravni Upravy § 39da zakona &. 48/1997 Sb. Dle vyjadreni drzitele
rozhodnuti o registraci nemuze byt LP KALYDECO zafazen do klasické uhrady (a ani o ni
neni zadano), protoze nespliiuje podminky nakladové efektivity, kterou musi Ustav
v takovém pfipadé posuzovat. Jak uvedl sam zastupce drZitele, problémem je vysoka cena
LP KALYDECO, a tudiz nemoznost dosahnout pozadované hodnoty ICER (splnéni
podminky UcCelné terapeutické intervence). Nicméné poradni organ zduUraziuije,
Ze odpovédnost za obsah Zadosti o stanoveni vySe a podminek uhrady LP, a zejména navrh
vySe uhrady tak, aby odpovidala podminkam stanovenym platnou legislativou, nese drzitel
rozhodnuti o registraci.

Poradni organ situaci vnima jako velmi problematickou a nepfesvédCily ho ani argumenty
drzitele rozhodnuti o registraci, ze nutnost periodicky zadat o uhradu LP KALYDECO
v individualnich pfipadech ma vlastné vyhody, nebot platci mohou pravidelné kontrolovat
spolupraci pacienta €i zlepSovani jeho stavu. Tuto situaci poradni organ, a zvlast zastupci
zdravotnich pojiStoven, vnima jako vyuZiti dominantniho postaveni na trhu, které s sebou
nese nejenom vysoké naklady na IéCivé pripravky, ale i vysokou administrativni zatéz na
strané zdravotnich pojiStoven i poskytovatell zdravotnich sluzeb. Poradni organ nesouhlasi
s tvrzenim zastupce drzitele, Ze léCivému pripravku KALYDECO nelze za sou€asné pravni
upravy stanovit vySi a podminky uhrady vzhledem k jeho urCeni k pouZiti pro kombinacni
terapii.

Poradni organ pres vySe uvedené jednomysiné souhlasil se stanovenim podminek a vyse
uhrad pro LPVO KAFTRIO, nebot jiz dfive doporucil stanoveni vySe a podminek uhrady pro
stejnou diagndézu, avsak pro pacienty starSi 6 let. Nyni se jedna o léCbu cystické fibrozy
u pediatrickych pacientd ve véku od 2 let do méné nez 6 let, ktefi maji alespori jednu mutaci
F508del v genu pro transmembranovy regulator vodivosti (CFTR). Stejné tak jako dikazy
o celospoleCenském zajmu na stanoveni vySe a podminek uhrady presvédCily poradniorgan
jiz pro vyssi vékovou kategorii, pfesvédcivé byly i pro nyni projednavanou kohortu pacienta.
Kromé systémové komplikace popsané vyse, s ohledem na potfebu vEasné IéEby pacientu,
jejich zajem a zajem jejich neformalnich pecujicich, nebyly shledany zadné divody, proc
Uhradu nedoporucit.

Po seznameni se s doporuéenim poradniho organu a vSemi okolnostmi
projednavaného pripadu se ministerstvo rozhodlo postupovat dle § 39da
odst. 6 pism. a) zakona €. 48/1997 Sb., tedy souhlasit se stanovenim uhrady ve vysi
a za podminek uvedenych v upravené hodnotici zpravé Ustavu &. j. sukl114054/2025 ze
dne 1. 4. 2025.

Ministerstvo se plné ztotoZfuje s nazorem vyjadfenym poradnim organem (viz vy3e) a stejné
jako poradni organ vnima jako nestastnou situaci, kdy i v pfipadé zafazeni LPVO KAFTRIO
do systému uhrad pro danou indikaci bude |é¢ba i nadale vyzadovat podavat Zadosti
o individualni mimofradnou uhradu dle § 16 zakona &. 48/1997 Sb., a to z divodu nehrazeni
léCivého pfipravku, se kterym ma byt pfedmétny LPVO pouZivan v kombinaci. V tomto
ohledu vS8ak ministerstvo i poradni organ udélaly vstficny krok s ohledem na potfeby
pacientd. DalSi kroky, vedouci k lepSimu pfistupu pacientd s cystickou fibrézou k potfebné
IéCbé, jsou pIné v rukou drzitele rozhodnuti o registraci.
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Ministerstvo se pfiklonilo k souhlasu se stanovenim vySe a podminek uhrady zejména
sohledem na vék pacientd, pro které je IéCba indikovana, na zavaznost onemocnéni
arovnéz po peclivém prozkoumani dikazi o u€innosti a bezpe€nosti pfedmétného LPVO.
Rozhodnuti i pfes vySe uvedené komplikace spojené s uhradou vede zamér poskytnout
vys$Si uCinnost IéCby CF s menSim vyskytem nezadoucich ugink.

Pouceni:

Proti tomuto zavaznému stanovisku lze brojit v ramci odvolani proti meritornimu rozhodnuti
Ustavu. O potvrzeni nebo zméné& zavazného stanoviska rozhoduje ministr zdravotnictvi
jakozZto nadfizeny spravni organ ministerstva zdravotnictvi. Nezakonné zavazné stanovisko
Ize podle § 149 odst. 6 spravniho fadu zrusit nebo zménit v prezkumném fizeni.

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