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Zakladni informace

Naklady na OD v CR a EU
Dostupnost OD v CR

Aplikace HTA/HE na OD

Systém Uhrad v EU a OD
Soucasna legislativa a praxe uhrad
Jak dal + diskuse
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ZAKLADNI DATA...

Vzicné onemocnéni (rare disease): prevalence < 1:2 000
obyvatel [Orphan Drug Regulation 141/2000]

Je odhadovédno na 5-8 000 diagndz s touto definici

Vétsinou chronické, progresivni, degenerativni, Zivot-
ohroZujici/zkracujici, poskozujici kvalitu Zivota

50% postihuje déti a 80% ma geneticky podklad

Neexistuje u¢innd moznost léCby, ¢asto opozdénd diagnodza,
$patnad informovanost pacient( i |ékaiG, socidIni vytésnéni
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LEKY NA VZACNA ONEMOCNENI
(ORPHAN DRUGS)

¢ 2000 - EC Regulation Number 847/2000

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

* Pobidky pro vyrobce
— Asistence pfi pfipravé protokolu, centralizovana procedura,
snizené poplatky, 10-leta exkluzivita na trhu, podpora vyzkumu

* COMP (Comittee for Orphan Medicinal Products) pfi EMA
— 1235 Zadosti/850 pozitivnich doporuceni/60 registraci
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US ORPHAN DRUG ACT - 1983

3 zi {ﬂDeﬂgnatbﬂi
1983-2008: Egcoj 0 Designations that receved approval for markering
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KLICOVE OTAZKY

* Jak zajistit dostupnost [é¢by? Jsme toho schopni?

* Je lééha vsech vzdcnych onemocnéni ufinancovatelna z
vefejnych zdroji?

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

* Jak mame posuzovat G¢innost a bezpecnost orphan
drugs?

* Je moiné posuzovat orphan drugs podle kriteérii
nakladové efektivity/HTA?
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NAKLADY NA OD V CR 2004-2010

* Registrovano 66 téchto léiv (k 25/9/2011)

Naklady na Orphan drugs Procento ndkladi na Orphan drugs z celkovych vydajd pa [éky
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NAKLADY NA JEDNOTLIVE OD 2010

rok 2010
2 : 25.9%
-§ 25%
] 0% -
Egmﬁ 14.8%
22
E 10% -
o T e
R 5% 35 2.6 15%14%2% 1% omh B
o . ] . 7% 0.6 . 0.3% 1%
3 % I il.. ..-.-___-._?_%_Di%___o.z% o2 s
° < o> O aF & & RS &
@ \.}\‘f- ép ‘\«‘ &‘os* & o@@‘\o-& .@*
§ "”‘w‘\«%&&*’*% P ‘“* “‘”"90’*‘ FIEE S
& dx?’
&
&

+  48,3% tvofi Glivec+Tasigna+Sprycel+Sutent+Nexavar; ostatni cca 1 mid
(1,3%) viech nakladd na léky

_HETA

Tossigas o Ha b vty and Toemonicny Avssums




T4

NAKLADY NA JEDNOTLIVE OD 2010
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PREDIKCE NAKLADU NA OD V EU
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3,3% — 2016

2010:

Ei]

32
©

puads Bnip |&10) jo
o, se eJnypuadxe Bnip veydio

Year

= Estimate from current study

X Retrospective estimates from published studies [number denates study reference]

0 Predictive estimates from published studies
Figure 3 Budget impact of orphan drugs as percentage of tolal pharmaceutical spend {2002 - 2020)
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DOSTUPNOST ODS V CR

Klimes, et al. (IHETA) - ISPOR 2012;
Analyza 2004-2011
= dostupnost v distribuci

49 7 66 registrovanych EMA (74%)
Primérna doba od registrace k ziskani Gdhrady = 2,27
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DOSTUPNOST ODS...

Casova latence mezi registraci EMEA a dostupnostiv
oficialnim distribu¢nim Fétézci v CR pro jednotlivé
pfipravky - vyvoj v éase 2004 - 2011
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UHRADY 2008-2012

* Analyza k 20.9. 2012
* Registrovano 21 LP se statusem OD
¢ Celkem hrazeno 10 molekul/ 11 nehrazeno

* Trvala dhrada = 3 molekuly

— Ambrisentan (PAH), velaglucerase alfa (Gauscher 1),
tobramycin (CF)

* Docasna uhrada = 7 molekul

 7adnd z molekul neprosla hodnocenim SUKLu s
analyzou cost-utility (QALY)

< HETA
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CO JE SKUTECNE PODSTATNE PRO
UHRADU

INOVATIVNOST
POTREEBA -klinicky prinos
-cilova populace -pfinos pro pacienta
-soutasna lécba (PRO)
- burden of illness -ucinnost v klinicke
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
ROZHODOVACECH KRITERII

. F 39b Zasady stanoveni nebo zmén vySe a podminek thrady
écivych pripravki
*+  Kriteria hodnoceni
— terapeutickd udinnost a bezpetnost
— zdvaZnost onemocnéni
— nakladova efektivita — naklady a pfinosy na jednoho pojisténce a celkové ndklady
na zdravotni pééi hrazenou ze zdravotniho pojisténi

— vefejny zdjem

— vhodnost cesty podani, formy, sily

— obvyklé dédvkovani To sem nepatfi

— nezbytnd délka léchy (ien technické prvky)

— mira soufinnosti osoby, které je podavan

— jeho nahraditelnost jinym légivem

—~ predpokladany dopad Ghrady na financni prostiedky zdravotniho pojisténi

~ doporuéené postupy odbornych instituci a odbornik(, a to vidy z hlediska
ndakladové efektivity a s ohledem na dopad na finanéni prostfedky

_HETA

Bonsmir o b Fcormmmrers wd Tachvunics Ame o>

DURAZ NA SOCIALNi/ETICKE HODNOTY

HIGHER SOCIAL VALUE

N\
o
C
©o
A -
LOWER ﬁ o) o\ HIGHER
» INCREMENTAL

INCREMENTAL o o 7
COST PER % o COSTPER
QALY QALY

!

LOWER SOCIAL VALUE

_HETA

e RO S Drummond 2007




FLEXIBILNi WTP ANEB RUZNA VAHA PRO

QALY

_HETA
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Hranice ochoty platit (WTP)

vysoka

nizka

léky
na vzacna
onemocnéni
{Gaucher
napr.)

nizka stiedni vysoka

Potieba nové lé¢by/lost of QALY/DALY

VALUE BASED PRICING - UK 2014
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REGULACE ORPHANS V CR

* VILP v ramci uhrady

— §39d: Ustav rozhodne o vyii a podminkéch doasné dhrady vysoce
inovativniho pfipravku, u néhoz neni znam dostatek ddaji o nakladové
efektivité nebo vysledcich Iécby pii poutiti v klinické praxi, a to pouze tehdy,
odidvodnuji-li dostupné udaje dostatecné priilkazné pfinos vysoce inovativniho
pfipravku pro [éCbu.....

— 1. pfipravek nema3 alternativu,

— 2. pfipravek lze pouZit k terapii onemocnéni, které dosud nebylo moZné
dostate¢né Uspésné |écit dosavadni terapii, a dosavadni Gidaje nasvédeuji
klinicky vyznamné vy3si ucinnosti,

— 3. pfipravky predstavuji zcela novy koncept |é€by onemocnéni ve srovnani se
stavaiici terapii v pripadech, kdy stavajici terapie neni pro vyznamnou skupinu
pacient( dostatecné vhodna a existuje odUvodnény pfedpoklad klinicky
vyznamneé vy$3i ucinnosti a bezpecnosti

* Symbol S (nakladnd Iécba v centrech)

_ HETA
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REGULACE V CR

* (2} Vyie a podminky dofasné Ghrady se stanovi na dobu 24 mésic( a Ize ji znovu
stanovit, nejvyie viak na daldich 12 mésicl. Pro takové druhé stanoveni dotasné
Ghrady je nutné pfedloZit vysledky hodnoceni stanovenych v odstavci 3, pficemi
7adost je nutno podat nejpozdéji 6 mésicl pfed uplynutim doby, na kterou byla
prvni do¢asna Uhrada stanovena.

* [3) Na néleiitosti Zadosti o dofasnou Uhradu se pouiije § 39f odst. 1, 5aZ 11
pfiméfené. Zadatel je dale povinen prokazat, jakym zpisobem zajisti

— a) pribé&Zné hodnoceni terapie posuzovanym vysoce inovativnim pfipravkem,
— b) limitaci dopadu do&asné Ghrady na finanéni prostfedky zdravotniho pojisténi,
— ¢) hodnoceni nakladové efektivity,

— d) hrazeni naklad( na dolégeni pacienta vysoce inovativnim pfipravkem po uplynuti doby, na
kterou byla stanovena dodasnd Ghrada, aZ do pfevedeni pacienta na jinou terapii.
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MEGAVYHLASKA § 41 - ZAVAZEK

* (2) Smlouvou o sdileni rizik mohou smluvni strany upravit
zejména
— limitaci celkovych naklad( Ié¢by vysoce inovativnim pfipravkem,
— poskytnuti slev z ceny vysoce inovativnich pfipravkd pfi
nedodrZeni smluvnich podminek nebo
— vazbu thrady na smluvné stanovenou miru Gcinnosti ¢i vysledek
léchy.

* Soucasti smlouvy o sdileni rizik mizZe byt také Uprava
hrazeni ndklad( na doléceni pacienta vysoce inovativnim
pfipravkem po uplynuti doby, na kterou byla stanovena
docasna thrada, nebude-li pFipravek dale hrazen, aZ do
prevedeni pacienta na jinou terapii.

CO SE STANE PO 3 LETECH?

* Po skonceni docasné uhrady maji byt na VILP
aplikovana pravidla nakladové efektivity vc.
Implicitniho WTP thresholdu

* Nejpravdépodobnéjsi scénar
— Nejsou data na provedeni prokazatelné CEA (chybi
dlouhodoba data, nejsou Gdaje o Qol, malé pocty
pacient()

— OD se ,nedostane” do hranice ochoty platit

ALED,
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UK

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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Burls ... BMJ 2005

KLINICKE DUKAZY MAIJi JINOU VAHU

* Nizka prevalence/incidence = obtiznéjsi usporadat klinické

studie

+ (asto chybéjici G¢inna terapie = studie nejsou kontrolovany
aktivnim komparatorem/problematika pouZiti placeba

‘Table 2, Characteristics of Pivatal Preapproval Triaks of Orphan and Nonorphan Cancer Drugs

Ne. {%)*
[ 1
Prmlal'l":r’\faulg Phuthﬂgrsun P
Characteristics (n =23} =15 Valug
Enrolleas. madian [interquartis rangae) 06 {B6-152) 200 (185-394) <001
Randomazed. mutigroup 730 12 80} 007
Actlvae:m 4(1M) Ti4n
Supparive carg 21 17 jl o7
Placeto 16 4en
None 16070 320
Binding
Deuble-bind 1) 5133}
Sngle-bind 16 [t} :' 04
Open-labal 2181 1067
Prmary trial end pont reportad®
Dissass response® 17 (58} 427
/' H ETA Dﬁa:ssmsmm‘ 4 (16) [ MOlj| o
(- Overall survival 2 (8 427)
Truinn: Bk v e Tororaagy Amonss s Oter 28 T

Kesselheim 2011




V OKAMZIKU VSTUPU NEMUSIM MIT
VSECHNA DATA

existuje potfeba

DocGasné/podminén

Nemam dostatek & zarazeni a
s d  informaci, ale — opakované
existuje potfeba hodnoceni

Mam dostatek
informaci, ale
neexistuje potieba

Proces se musi opakovat, pokud se zméni zakladni

_+HETA  parametry

LS e (c@ny/Naklady, potfeba, tidaje o pfinosech a rizicich)

NOVYCH LECIV

(KLEMP_2011)

Schéma

Kontrola budgetu Ekonomicka udrZitelnost
Otézka nejistoty UCinnosti a PFevoditelnost vysledk(l na jiné populace
nakladové efektivity Dlouhodoba dginnost

Davkovani, davkovaci interval, Cerpani
zdrojl; jiné komparatory

Kontrola a optimalizace pouZiti Definice a kontrola cilové populace
/subpopulace pacientll
SloZitost technologie

_+HETA
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VYHODY A NEVYHODY RiZENEHO
VSTUPU

Vyrobce Rychlejsi vstup na trh Dal3i
Optimalizace pouZiti naklady/administrativa
produktu (cost/benefit) Payback/discounts

Effectiveness milZe byt
srovnavana s efficacy

bmmbirvmmnAmibm mem s e,

Platce Maximalizace ,value” Dalsi
Dostupnost pro pojiSténce  naklady/administrativa
Kontrola rozpoCtu ObtiZné opouiténi jiz
SniZeni nejistoty jednou zavedené |éEby
Pacient/spoleCnost Rychlejsi pfistup ke slibnym PfekdZky pfistupu
intervencim (specializovand centra)
Investice sleduji inovace ObtiZné opousténi jiZ

jednou zavedené lé€by

LEGISLATIVA CR

* Narodni strategie pro vzicna onemocnéni na léta 2010 az
2020

— ,Cilem Narodni strategie je zefektivnit diagnostiku a 1éébu vzdcnych
onemocnéni a zajistit viem pacientiim se vzdcnym onemocnénim
pfistup k indikované a vysoce kvalitni zdravotni pééi a ndsledné
socidini zaélenéni, a to na zdkladé rovného zachdzeni a solidarity.

» Zakon 378 z roku 2007 Sb. o lé¢ivech, ktery zmitiuje
pFipravky pro lécbu vzacnych onemocnéni

— V § 11 zdkon o lécivech ukldda Ministerstvu zdravotnictvi éinit
opatreni za ucelem zajisténi dostupnosti 1écivych pripravki
vyznamnych pro poskytovani zdravotni péce a pfijimd opatfeni na
podporu vyzkumu, vyvoje a dostupnosti 1é¢ivych pfipravkd pro vzdcnd
onemocnéni a lécivych pfipravkd, které mohou byt joko takové

. H ET Astanoveny, jakoz i léCivych pFipravki pro pouZiti v détském lékafstvi

Trsnses v Hsbl Loy st Forowmy Amsm




NARODNIi AKENi PLAN PRO VZACNA
ONEMOCNENI 2012-2014 (29.8.)

+ 5, ZlepSeni dostupnosti a kvality péce pro pacienty s RD

— ....zajistit véem pacientdim se vzdcnym onemocnénim
rovnocenny pfistup k indikované a vysoce kvalitni zdravotni péci
a zavést takova organizacni opatieni, aby byly odstranény
bariéry v pfistupu pacientt k takovéto péci.

— V nejblizim dvouletém obdobi je tfeba vypracovat analyzu a
navrh Géelné a véasné farmakoterapie pomoci nakladnych
Ié¢ivych pripravkd pro vzacna onemocnéni (orphan drugs)

v ndvaznosti na mezindrodné uznavané standardy a doporucené
postupy ve smyslu zlep3eni dostupnosti a efektivity péce.

_HETA
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NAVRH SYSTEMU HTA V CR

Rozhodnuti

(decision)
Posouzeni

(appraisal) L y
Hodnoceni Ruzné pro kazdou
technologii
(assessment) —— - spravni fizeni
technologie SL{KLU.
Light — HTA Mzd -Ciselniky ZP
-dossier Zadatele -VZP, SZP ~ ARG
- odborni oponenti -0S -Mzd
-Hearing - ob&ané/pacienti
- HTA assessment -(vyrobci)

report

_HETA
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ZAKLADNIi DOMENY HTA

Soucasné pouziti technologie
Popis nové/hodnocené technologie
Bezpec¢nost

Uginnost

Naklady a nakladova efektivita
Etické aspekty

Organizaé¢ni aspekty

Socialni aspekty

Pravni aspekty

e B e bl

Bty < Ho b Ectrmrmict dt Vit iy s

ANALYZA UHRADOVYCH SYSTEMU V
EU

* Kvéten 2012 — 12 zemi: Belgie, Francie, Holandsko, Italie,
Mad’arsko,vNémecko, Polsko, Rakousko, Slovensko,
Slovinsko, Svédsko, Velka Britanie

* Principy a trendy:

— Dostupnost OD ve smyslu platné registrace je dnes plné
zajistovana Evropskou legislativou a ve vétsiné piipadl
probiha na urovni Evropské Iékové agentury EMA.

— Celd fada zemi v Evropské unii umoznuje pfistup k OD jiz
tésné po registraci nebo dokonce pfed jejim ukoncenim,
pokud je prokazan vyznamny klinicky pfinos nové terapie.
Mezitim probiha klasicky HTA proces, ktery hodnoti potrebu,
klinicky pfinos, naklady a ndkladovou efektivitu.

ARl




ANALYZA UHRADOVYCH SYSTEMU V

EU — CONT.

V procesu posouzeni OD je kladen dlraz na medicinské potieby nové lé¢by a
zhodnoceni inovativnosti ve srovnani s alternativni terapii.

Vétiina hodnocenych zemi pozaduje farmakoekonomicka data (analyza dopadu na
rozpotet + analyza nakladové efektivity). Obvykle ale nebyvaji pfekazkou v dostupnosti
k 1éCbé OD.

Pokud je striktné uplatfiovdna hranice ochoty platit, existuje moZnost pro OD jak tuto
hranici pfekro€it. Jedna se bud o model flexibilniho stropu (Svédsko, Holandsko, Velka
Britdnie) nebo systém docasné Uhrady a vymény za shér daldich dikazl (Némecko,
Slovensko).

Nékolik zemi vedle standardniho procesu zhodnoceni a posouzeni v rdmci zakladniho
baliku hrazené péée vytvafi také zvlastni fondy pro dhradu OD u pacient( se vzéacnymi
diagndzami.

Trendem pozorovanym jak v zemich EU-15, tak v systémech stfedni Evropy je zejména
v pfipadé nakladnych OD uplatiiovani systém sdilenych rizik. Novy &k je do systému
vpuitén s podminkou finanéniho zdvazku ze strany farmaceutického vyrobce ve smyslu
risk-sharing mechanismu. Jedna se o rizné typy téchto schémat - napr. zastropovani

rozpottu a zp&tné platby pfi jeho pfekrogeni nebo thrada nelsp&sné lé¢enych
pacienti.

+  Naprosto b&%nou sougésti hrazeni OD z prostfedk( soliddrniho zdravotniho pojisténi je
kontinualni sbér dat v rdmci b&Zné klinické praxe, nejcastéji formou registr(i. Tyto
registry maji za cil doplnit informace, které obvykle nejsou znamy pfi vstupu na trh.

_HETA
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Lécba vzacnych onemocnéni je medicinsky, ale také eticky
problém

Orphan drugs pfichazeji s jinou (mensi) kvalitou evidence
Obtizné na né lze aplikovat klasicka pravidla nakladové
efektivity (CUA, WTP)

V systému CR patfi do kategorie VILP a vysoce nakladné
péce

Jejich naklady jsou srovnatelné s EU (do 4% nakladl na
léky)

Je tfeba sledovat G¢innost a bezpecnost v realné klinické
praxi (registry/NISky) a pribéziné je vyhodnocovat,
nicméné na zacatku lze jasné specifikovat Gcel sbéru dat

VyuZiti panevropskych registri/dat

Trssen 0l Haskit By rmraies and Fiswasiny Ama v




...V TOMTO PROSTORU SE

POHYBUJEME

OD maji byt
zafazovany do
Ghrad
automaticky jen
na zakladé
statutu

OD nemaji mit
Z34dna specifika,
hodnoceni a
posuzovani ma
byt shodné s
non-OD

_ HETA
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Nékde zde lezi FeSeni...

JAK DALV CR...

* Vyhovuje soucasna legislativni uprava (48/1997, VILP)?

— Je perioda 3 let dostatecna
— Je vlibec mozné ziskat relevantni data?
— Lze aplikovat na OD standardni WTP?

* Jak hodnotit ucinnost, naklady a nakladovou

efektivitu?

* Jak zaclenit OD do pfipravovaného systému HTA?
* Existuje zajem umoznit OD rychlejsi vstup na trh?
» Za jakych podminek? Jak nastavit pfip. prozatimni

thradu?
(HER®
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Dékuji za pozornost !
www.iheta.org

dolezal@iheta.org




