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ZAKLADNI DATA...

Vzacné onemocnéni (rare disease): prevalence < 1:2 000
obyvatel [Orphan Drug Regulation 141/2000] = 27-36 mil. V EU

Je odhadovano na 5-8 000 diagnoz s touto definici
Odpovida cca 5% populace (Némécko 4 mil; CR 500 000)

Vétsinou chronické, progresivni, degenerativni, zivot-
ohrozujici/zkracujici, poSkozujici kvalitu Zivota

50% postihuje déti a 80% ma geneticky podklad

Neexistuje ucinna moznost lécby, ¢asto opozdéna diagnadza,
Spatna informovanost pacient( i lékard, socidlni vytésnéni
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LEKY NA VZACNA ONEMOCNENI
(ORPHAN DRUGS)

e 2000 — EC Regulation Number 847/2000

— Onemocnéni < 5/10 000; diagndza/prevence/lécba zZivot
ohrozujicich nebo chronickych invalidizujicich onemocnéni

e Pobidky pro vyrobce

— Asistence pri priprave protokolu, centralizovana procedura,
snizené poplatky, 10-leta exkluzivita na trhu, podpora vyzkumu

e COMP (Comittee for Orphan Medicinal Products) prfi EMA
— 1 235 Zadosti/850 pozitivnich doporucéeni/60 registraci
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US ORPHAN DRUG ACT - 1983
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KLICOVE OTAZKY

e Jak zajistit dostupnost lécby? Jsme toho schopni?

e Je lécba vSech vzacnych onemocnéni ufinancovatelna z
verejnych zdroju?

e Pokud ne, jakou zvolime strategii? (priority, definice
rozpoctu)

e Jak mame posuzovat ucCinnost a bezpecnost orphan
drugs?

* Je mozné posuzovat orphan drugs podle kritérii
nakladové efektivity?
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CO JE SKUTECNE PODSTATNE PRO

V4

UHRADU

INOVATIVNOST
POTREBA -klinicky pFinos
-cilova populace -pFinos pro pacienta
-souCasna lécba (PRO)
_ burden of iliness -ucCinnost v klinické
praxi

ROZHODNUTI CENOVA
STRATEGIE
-slevy, bonusy,
NAKLADOVA EFF. cenova parita
-naklady na QALY -risk-sharing
-ICER - price volume
-WTP

DOPADY
-dopad na
rozpoCet
-celkovy
zdravotni dopad
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JE NUTNA OBJEKTIVIZACE
ROZHODOVACICH KRITERI]

e § 39b Zasady stanoveni nebo Zmeén vyse a podmlnek uhrady
légivych pripravki

e Kriteria hodnoceni

— terapeuticka ucinnost a bezpecnost

— zavaznost onemocnéni

— nakladova efektivita — naklady a prfinosy na jednoho pojisténce a celkové naklady
na zdravotni péci hrazenou ze zdravotniho pojisténi

— verejny zajem

— vhodnost cesty podani, formy, sily

— obvyklé davkovani

— nezbytna délka |éCby

— mira soucinnosti osoby, které je podavan ./

— jeho nahraditelnost jinym léCivem

— predpokladany dopad uhrady na financni prostredky zdravotniho pojisténi

— doporucené postupy odbornych instituci a odbornik, a to vidy z hlediska
nakladové efektivity a s ohledem na dopad na financni prostredky
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V OKAMZIKU VSTUPU NEMUSIM MIT
VSECHNA DATA

Mam dostatek
informaci a
existuje potfeba

DoCasné/podminén
Nemam dostatek é zafazeni a

informaci, ale opakované

existuje potfeba hodnoceni

Mam dostatek
informaci, ale
neexistuje potfeba

Proces se musi opakovat, pokud se zm éni zakladni

/Z._—-H FTA parametry

(ceny/néklady, pot Feba, udaje o p finosech a rizicich)




DUVODY K RIZNEMU VSTUPU
NOVYCH LECIV

_

Kontrola budgetu Ekonomicka udrZitelnost
Otdazka nejistoty UCinnosti a Pfevoditelnost vysledkl na jiné populace
nakladové efektivity Dlouhodoba ucinnost

Davkovani, davkovaci interval, Cerpani
zdroju; jiné komparatory

Kontrola a optimalizace pouZiti Definice a kontrola cilové populace
/subpopulace pacientU

Slozitost technologie

/L——‘
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NEJISTOTA — 1 HODNOTA
INFORMACE

———

Davkovani

Frekvence podani A né k|adL°J
Délka léCby

Udinnost v redlné

PR A pfinosu

Rizikovost populace
Alternativni |éCba

Epidemiologie Velikost
Diagnostika

Indika&ni omezeni populace
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VYHODY A NEVYHODY RiZENEHO
VSTUPU

Vyrobce Rychlejsi vstup na trh Dalsi
Optimalizace pouZiti naklady/administrativa
produktu (cost/benefit) Payback/discounts

Effectiveness mUZe byt
srovnavana s efficacy

Ilf\nlll lv-nv-\f‘(v-\lllﬂr\ V\P‘I\AI III+I L]

Platce Maximalizace , value” Dalsi
Dostupnost pro pojisténce  naklady/administrativa
Kontrola rozpoCtu Obtizné opousténi jiz
SniZeni nejistoty jednou zavedené |éCby
Pacient/spole€nost Rychlejsi pfistup ke slibnym Prekazky pfistupu
intervencim (specializovana centra)
Investice sleduji inovace ObtiZné opousténi jiz

jednou zavedené |éCby



REGULACE ORPHANS V CR

e VILP v ramci uhrady

— §39d: Ustav rozhodne o vy3i a podminkach do¢asné thrady vysoce
inovativniho pfipravku, u néhoz neni znam dostatek udaji o nakladové
efektivité nebo vysledcich |éCby pfi pouziti v klinické praxi, a to pouze tehdy,
odlvodnuji-li dostupné Udaje dostatec¢né prikazné prinos vysoce inovativniho
pripravku pro léCbu.....

— 1. pfipravek nema alternativuy,

— 2. pripravek lze pouzit k terapii onemocnéni, které dosud nebylo mozné
dostatecné uspésné Iécit dosavadni terapii, a dosavadni udaje nasvedcuji
klinicky vyznamné vyssi ucinnosti,

— 3. pripravky predstavuji zcela novy koncept [é¢by onemocnéni ve srovnani se
stavajici terapii v pripadech, kdy stavajici terapie neni pro vyznamnou skupinu
pacient(l dostatecné vhodnad a existuje odivodnény predpoklad klinicky
vyznamneé vyssi ucinnosti a bezpecnosti

 Symbol S (ndkladna lIécba v centrech)
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SYSTEM LECBY VZACNYCH
ONEMOCNENI

e Koordinace = centra excelence
e VCasny zachyt a diagnostika
e Dostupnost lécby v ramci financnich moznosti

— Posuzovani v ramci zvlastnich pravidel a separatniho
budgetu pri posouzeni nakladové efektivity

e Informace o mozZnostech terapie/narodni plan

e Monitorovani = registry, sledovani ucinnosti,
bezpecnosti, zdravotnich a socidlnich naklad
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DURAZ NA SOCIALNi/ETICKE HODNOTY
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FLEXIBILNI WTP ANEB RUZNA VAHA PRO
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ORPHAN DRUGS - PRIKLADY CUA

imiglucerasa | Gaucher |90.000 400.000 |250
GBP
agalsidasa Fabry 119.000 252.000 |150
GBP
laronidasa Mukopoly- |450.000 ? 100
sacharid. |GBP >450.000
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PREVALENCE VS. NAKLADY NA
OD
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KLINICKE DUKAZY MAJI JINOU VAHU

studie

o Casto chybéjici G€inna terapie = studie nejsou kontrolovany
aktivnim komparatorem/problematika pouziti placeba

Table 2. Characteristics of Pivotal Preapproval Trials of Orphan and Nonorphan Cancer Drugs

No. (%)2
[ 1
Orphan Drug Nonorphan Drug
Pivotal Trials Pivotal Trials P
Characteristics (n=23) {(n=15) Value
Enrollees, median (interquartile rangs) 96 (66-152) 200 (185-394) <. 001
Randomized, multigroup 7 {30) 12 (80) .0a7
Comparator
Active 4(17) 747
Supportive care 2 -;Q} 11(7) . 007
Placebo 1{4) 4 (27)
Mone 16 (70) 3 (20)
Blinding
Double-blind 1) 5(33) 7
Single-blind 1) 0 .04
Open-label 21(81) 10 (67)
Primary trial end point reported®
Disease response® 17 {68) A (27} 7
. H E TA Disease progression® 4 (16) B (40) o
A__,.. Overall survival 2(8) 4 (27) ' )
Institure of Health Ecovowics and Technology Assessment Oithar 2 {B-II 9 |:?|| N Kessel hel m 20 1 1




e Lécba vzacnych onemocnéni je medicinsky, ale také
eticky problém

e Orphan drugs prichazeji s jinou kvalitou evidence

 Nelze na né aplikovat klasicka pravidla nakladové
efektivity

e V systému CR patfi do kategorie VILP a vysoce
nakladné péce

e Je treba sledovat ucinnost a bezpecnost v realné
klinické praxi (registry/NISky) a priibézné je
vyhodnocovat
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