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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Legislativni ramec lIé €by vzacnych onemocn éni

Smeérnice Evropského parlamentu a Rady ¢. 2001/83/ES

Narizeni Evropského parlamentu a Rady ¢. 141/2000 o
leCivych pfipravcich pro vzacna onemocnéni

v

Narizeni Komise &. 847/2000, kterym se stanovi provadéci
pravidla ke kritériim pro stanoveni lécCiveho pfipravku jako
leCiveho pfipravku pro vzacna onemocnéni

Zakon ¢. 378/2007 Sb., o Iécivech

Zakon €. 48/1997 Sh., o vefejném zdravotnim pojisténi



Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Co jsou to vzacna onemocn éni?

Neexistuje pfima definice; nepfima definice odvozena od I|éCiv
uréenych k |é€bé vzacnych onemocnéni

Narizeni Evropského parlamentu a Rady €. 141/2000

...zivot ohrozujici nebo chronicky invalidizujici onemocnéni
postihujici ne vice nez pét z 10 000 osob v EU...



Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Co je to lé €ivy p Fipravek pro Ié €bu vzacného onemocn éni?
Narizeni Evropského parlamentu a Rady €. 141/2000

Jedna se o |éCivy pripravek, ktery je
a) uréen pro diagnostiku, prevenci nebo Ié¢bu vzacného onemocnéni,
nebo

b) je uréen pro diagnostiku, prevenci nebo Iécbu zivot ohrozujiciho,
zavazne invalidizujiciho nebo zavazného a chronickeého onemocnéni
pficemz bez pobidek je nepravdépodobné, ze by uvedeni takového
pfipravku na trh v EU wvytvo/ilo dostatecny zisk pro oddvodnéni
nezbytnych investic.

Zarovern neexistuje uspokojivy zpusob diagnostiky, prevence nebo lecby
daného onemocnéni registrovany v EU nebo, pokud takovy zpusob
existuje, posuzovany lécivy pfipravek pAinese vyznamny uzitek tém, kteri
jsou postizeni danym onemocnénim.




Lé€ba vzacnych onemocn éni

Proces vyvoje a registrace
lec€iv k Ié €bé vzacnych onemocn eéni
Narizeni Evropského parlamentu a Rady €. 141/2000

1. Designace lécivého pripravku
2. Registrace lécivého pfipravku



Lé€ba vzacnych onemocn éni

1. Designace |lé ¢iveho p Fipravku

= udéleni statutu IéCiveho pripravku pro vzacna onemocnéni v
jakémkoliv stadiu vyvoje (pred registraci)

= pouze pokud se prokaze, ze |éCivy pripravek je zpusobily
ovlivnit vzacné onemocneéni ve smyslu definice (slide 4)

= doporucuje specialni Vybor pro léCive pfipravky pro vzacna
onemocneni (COMP) zfizeny pfi Evropské I1ékové agenture
(EMA)

= konecné rozhodnuti pfijima a oznamuje Evropska Komise

= pfipravek se zapiSe do registru EU pro léCivé pfipravky pro
vzacna onemocnéni

= udéleni tohoto statutu umoznuje Cerpat pobidky ze strany
EU a specialni dodatkova prava tykajici se tohoto pfipravku
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Pobidky a prava vyplyvajici z designace

= Poradenstvi pfi pfipravé zadosti o registraci |éCivého
pfipravku pro vzacna onemocnéni (rady COMP k provadéni
ruznych zkouSek a hodnoceni nezbytnych pro prokazani
jakosti, bezpecnosti a ucinnosti leé€iveho pFipravku)

= NizSi poplatky nebo i odpusténi poplatki za registraci
leCiveho pfipravku pro vzacna onemocnéni

= ExKluzivita na trhu po dobu 10 let (v této |huté nesmi byt
podana zadost o registraci zadného jineho IéCivého
pfipravku na podobnou lé¢ebnou indikaci — orphan
diagnozu)

= Jiné pobidky (finan¢ni podpora vyzkumu a vyvoje v ramci
dotacCnich programu)



Lé€ba vzacnych onemocn éni

2. Registrace lé €iveho p Fipravku

= Standardni  registrace  centralizovanou procedurou
postupem podle nafizeni Evropského parlamentu a Rady
C. 726/2004



Lé€ba vzacnych onemocn éni

Lééba vzacnych onemocn éni
v Ceske republice

1. Narodni strategie pro vzacna onemocnéni
usneseni vlady ¢. 466/2010

2. Zakon o lécivech
zakon ¢. 378/2007 Sb.

3. Zakon o verfejném zdravotnim pojisténi
zakon ¢. 48/1997 Sb.



Lé€ba vzacnych onemocn éni

1. Narodni strategie pro vzacna onemocn éni

cilem narodni strategie je zefektivnit diagnostiku a lécbu
vzacnych onemocnéni a zajistit vSem pacientm se vzacnym
onemocnénim pfistup k indikované a vysoce kvalitni zdravotni
péc€i a nasledné socialni zac¢lenéni, a to na zakladé rovného
zachazeni a solidarity

navrhovana opatreni:

>

YV VYV V V

zlepSeni informovanosti o vzacnych onemocnénich
vzdélavani v oblasti vzacnych onemocneéni

zlepSeni diagnostiky vzacnych onemocnéni a screening
zlepSeni IéCby a kvality péce

zlepSeni kvality zivota a socialniho zaclenéni pacientu
podpora védy a vyzkumu v oblasti vzacnych onemocnéni
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

2. Zakon o lé ¢ivech

§ 11 pism. h)

,Ministerstvo zdravotnictvi ¢ini opatreni za uc¢elem zajisteni
dostupnosti lecivych pripravkd vyznamnych pro poskytovani
zdravotni péce a pAjima opatfeni na podporu vyzkumu,
vyvoje a dostupnosti lécivych pripravkd pro vzacna
onemocnéni a lécivych pripravkd, které mohou byt jako
takoveé stanoveny, jakoz i lecivych pFipravkd pro pouziti v
détském lékarstvi.”

 moznost zajiSténi neregistrovanych le€ivych pripravku pro
ceské pacienty v podobé specifického Ié¢ebného programu

* podpora dostupnosti nema vliv na Uhradu ze zdravotniho
pojiSténi — dostupnost je o pfitomnosti v CR (v distribuci, na
prislusnych pracovistich zdravotnickych zafizeni, apod.)
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

3. Zakon o ve rejném zdravotnim pojist éni

= neni specialni uprava uréena vyhradné pro IéCivé pripravky
pro vzacna onemocnéni

= v¢lenéni pod institut ,vysoce inovativni pfipravek*
priloha k vyhlasce €. 92/2008 (bod A.1)
Za vysoce inovativni IécCivé pripravky se povazuji pripravky,
které lIze jako prvni vyuzit k lécbé vysoce zavazného
onemocnéni, jez dosud nebylo ovlivnitelné Gc¢innou terapii, a
které maji Klinicky vyznamnou ac¢innost pA terapii tohoto
onemocnéni.

= moznost vyuziti institutu docasné uhrady do doby pfedlozeni
potfebnych nalezitosti ke stanoveni trvalé uhrady z vefejného
zdravotniho pojisténi
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Docasna uhrada

= umozfiuje se kratkodoba uhrada pfipravku, u néhoz neni
znam dostatek udaju o nakladové efektivite nebo vysledcich
leCby pfi pouziti v klinické praxi, oduvodnuji-li dostupné udaje
Iclosbtatecne prukazné prinos vysoce inovativniho pripravku pro
écbu

= docdasna uhrada na dobu 12 mésicu, a to az tfikrat

= pote uhrada podminéna stanovenim ,trvalé® Uhrady
standardnim procesem, ve kterem bude muset prokazat m;.
0 jeho terapeuticka ucinnost a bezpecnost,
0 zavaznost onemocneéni, k jejimuz IéCeni je urcCen,

o nakladova efektivita a naklady a pfinosy vyvolane jeho uzivanim
s ohledem na jednoho pojistence a celkove naklady na
zdravotni péci hrazenou ze zdravotniho pojisténi,

o predpokladany dopad Uhrady na financni prostredky zdravotniho
pojistent,

o doporucené postupy odbornych instituci a odborniku, a to vzdy z
hlediska nakladove efektivity a s ohledem na dopad na financni
prostifedky zdravotniho pojisténi.
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Uhrada lé &iv pro vzacna onemocn éni

= s ohledem na vefejny zajem je ucelné koncentrovat podavani
vysoce inovativnich lé€iv do vybranych zdravotnickych
zarizeni zaruCujicich hospodarné uziti takoveho pripravku na
nejvyssi odborné urovni

= pfipravek (cCtuje zdravotni pojiStovné pouze specializované
pracovisté, a to na zakladé smlouvy uzaviené mezi nim a
prislusnou zdravotni pojiStovnou, jako zvlast actovany
pripravek

= specializovanad pracoviSté jsou postupné nasmlouvavana
zdravotnimi  pojistovnami (v souCasnosti VZP napf.
specializovana  onkologicka nebo  hematoonkologicka
pracoviSté nebo pracovisté pro |ébu metabolickych
onemocnéni)

= centralizace péce vede ke specializaci odborniku-lékarua, uzké
spolupraci s odbornymi spole¢nostmi a poskytovani zdravotni
péce v nejvyssi mozné kvalité
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Uhrada lé &iv pro vzacna onemocn éni

= Léky vykazané specializovanymi centry v r. 2010 predstavovaly
naklady zdravotnich pojiStoven ve vysi 7 miliard K&

= Jedna se o vysoce nakladnou leé¢bu — cca 0,01 % pojiSténcu v
CR se vysoce zavaznymi onemocnénimi cCerpaji cca 2 %

ro¢nich nakladu na leky pf. naklady VZP:
Fabryho choroba 100 mil. K€ ro¢né 25 pacientu
Gaucherova choroba 100 mil. KC rocné 22 pacientu
jiné metabolické vady (Pompeho choroba, mukopolysacharidosa,
tyrosinemie, aj.) 65 mil KC ro¢né 18 pacientu
plicni arter.hypertenze 205 mil. K¢ 255 pacientu
pneumologie (CHOPN) 20 mil. K& 9 pacientu

PFf. mimo vzacna onemocnéni (ovSem taktez centrova IéCba):

roztrousena skleréza 900 mil. K& ~ 3.650 pacientu
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Lé€ba vzacnych onemocn éni

Dostupnost Ié €iv pro vzacna onemocn éni

= Jako registrované lécive pripravky

rozSifeni poctu specializovanych center

ucelna farmakoterapie

zajisSténi pacientskych registru, osvéta verejnosti
monitoring ucelnosti leCby a nakladu

= Jako neregistrovaneé |éCivé pfipravky

specificky lé¢ebny program

individualni pouziti neregistrovaného leCiveého pfipravku
s odpovédnosti predepisujiciho lIekare

klinické zkousSky
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Dostupnost Ié €by vzacnych onemocn éni
Vyzvy, kterym je nutno €elit p Fi rozSi fovani dostupnosti lé  €by

= Pocet le€iv pro vzacna onemocnéni dramaticky roste
= v r.2000 14 designovanych |éCiv pro vzacna onemocnéni
= v r. 2005 342 designovanych IéCiv pro vzacna onemocnéni
= vr.2011 867 designovanych IéCiv pro vzacna onemocnéni

= Pocet nové klasifikovanych orphan diagnéz roste
= vice nez 8 000 ruznych variaci vzacnych onemocnéni
= mnohé stale dosud nekodovany (v MKN-10 pouze 200)

= ZlepSuje se diagnostika, programy prevence, véasnost odhaleni nemoci
= dfivejSi zachyceni nemoci - vySSi pocet pacientu
= dfivéjSi nasazeni farmakoterapie - delSi IéCba
= vyc€lenovani novych orphan diagn6z z orphan diagnoz

= kategorizace ,starych” orphan diagnoz do vicero druht
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Dostupnost Ié €by vzacnych onemocn éni

= podpora dostupnosti IéCiv pro vzacna onemocnéni je
v soucasnosti provadéna predevSim nepfimymi metodami
(GUspory systému u levnych IéCiv, receptovych IéCiv, apod. které
budou vyuzity k navySeni nakladu na drahé, centrové Iéky)

= v soucasnem finanénim stavu systému zdravotniho pojisténi
nelze bohuzel dosahnout toho, aby vSem pacientim se
vzacnym onemocnénim byly poskytnuty bezplatné pfislusné
leCive pripravky

= systém pracuje na lepSi dostupnosti a rozSifeni poctu IéCenych
pacientd, nicméné v delSim horizontu

= jakeékoliv vyraznéjSi posuny v otazkach vySsi miry uhrady léCby
vzacnych onemocnéni jsou realizovatelné jediné se zasadni
zménou systéemu zdravotniho pojisténi nebo v pripadé
znacneho navyseni stavu financi v tomto systemu
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Lé€ba vzacnych onemocn éni ..

Zaver

.V prfipadé uhrady novych leéivych pfipravka “orphan drugs’
z prostrfedku verejného zdravotniho pojisteni bude nutné dbat na
zajisténi fiskalni (rozpoctové) rovnovahy systému verejneho
zdravotniho pojisténi. K tomuto bude nezbytné vytvoiit nastroje,
které zajisti ocekavanou finanéni stabilitu v proporcionalité k vySe
deklarovanym principdm dostupnosti lecby.”

Usneseni vliady CR &. 466/2010
Narodni strategie pro vzacna onemocnéni
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