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Trarnicne of Health Feosowics and Trchnology Asscsswint

Léky na vzacna onemocnéni (orphan drugs) v Ceské
republice - jak dal?

kulaty stiil

27/ 9/ 2012 v 15:00 v Praze, hotel Yasmin, Politickych véznd 12, Praha 1

Ucastnici kulatého stolu:

e Ministerstvo zdravotnictvi (Mgr. F. Vrubel)

e Zdravotni pojistovny (VZP - MUDr. JUDr. Petr Honék, SZP - MUDr. Pavel Frnka,
PharmDr. Béla Davidova)

o SUKL (MUDr. Pavel. Bfezovsky, Mgr. Katefina. Podrazilova, MUDr. Alice Némcova)

e Zastupci pacientskych organizaci - CAVO (Ing. Markéta. Lhotakovd)

o Odborné spoleénosti (Prof. Jan Svihovec; MUDTr. Katefina. Kubdékova)

e AIFP (Bc. Radek Korbel, RNDr. Michaela Hrdli¢kova)

e JHETA (MUDr. Tomas Dolezal, PharmDr. Jifi Klimes)

Soucasna situace/ anotace

V Ceské republice neexistuje dlouhodoba koncepce jak pfistupovat k hodnoceni a hrazeni
lécivych pripravkd na vzacna onemocnéni. Tato problematika nemd Zadné legislativni
zakotveni ani formalni pravidla. Existuji obavy, Ze léky na vzdcnd onemocnéni jsou financni
hrozbou systému zdravotniho pojisténi, realné analyzy ale nejsou k dispozici. Existuje
potfeba vést otevienou debatu o této problematice mezi jednotlivymi stranami (pacientské
organizace, statni sprava, platci zdravotni péce) a pokusit se definovat zakladni principy.

Cile kulatého stolu

e zhodnotit soucasnou situaci v dostupnosti lécby a nakladech na léky pro vzacna
onemocnéni

e posoudit dostatecnost a vhodnost soucasného pravniho ramce

e analyzovat situace v jinych Evropskych zemich (EU-15 vs. nové zemé EU)

e definovat finanéni moZznosti zdravotniho pojisténi

e diskutovat o dalsim vyvoji v této oblasti
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Zapis z jednani kulatého stolu

Uvodem zaznéla pirednaska MUDr. Dolezala (iHETA) prezentujici situaci kolem lék{i na vzécna
onemocnéni (Orphan Drugs; ODs) stran jejich ndkladovosti/ dopadu do rozpottu platch
(zdravotnich pojistoven CR), jejich dostupnosti k pacientim a systému vstupu na trh,
respektive k pacientiim a jejich posuzovani systémem HTA (Health Technology Assessment),
a to jak v Evropé, tak v Ceské republice. Zavéry této pfednadky by se dali shrnout do nékolika
bod(;

- Naklady na ODs v CR pfedstavuji asi 3,5 — 4,5% vsech nékladG na léky pojistoven
v roce 2010, toto procento je pfiblizné stejné s ostatnimi Evropskymi zemémi

- Témér polovinu (48%) naklad(i na ODs predstavuji Iéky na rendini karcinom (RCC) a

chronickou myeloidni leukémii (CML)

- VR je k aktualnimu datu dostupnych 74% ze viech registrovanych ODs v ramci EMA
(Evropské agentury pro léCiva), toto Cislo oviem neznamend dostupnost v ramci
Ghrady dle seznamu hrazenych lékd vydanych SUKLem, ale predstavuje celkovy pocet
lé¢iv, které prodly distribuénim fetézcem v CR (tedy formou i jinych Ghradovych

mechanismu)

- VCR neexistuje koncepéni pfistup k posuzovani ODs vramci systému HTA. Je
diskutovédna na jedné strané vysoka medicinska a eticka potreba téchto Iédiv, na
druhé strané ODs pfichazi s mensi kvalitou medicinské evidence a relativné vy3si
pofizovaci cenou, tedy jsou na tato [éciva hlre aplikovatelné klasické metody
nakladové efektivity a v neposledni fadé pozadavek byt v ramci hranice ochoty platit
(willingness to pay; WTP).

V ramci diskuze u kulatého stolu zaznély nasledujici poznamky a komentare.

MUDr. Bfezovsky (SUKL) spatfuje potfebu v ramci legislativni zmény, co do pfistupu k ODs,
jelikoZz zatim musi SUKL k témto lécivim pfFistupovat vramci kategorizace zcela stejnym
zpUsobem jako ke vSem ostatnim |ékim. Na jedné strané zminuje dllezZitost ve smyslu
dostupnosti téchto 1éki k pacientim (s odkazem na Narodni akéni plan) a na druhé strané
zddrazhuje udrZitelnost rozpoctu verejného zdravotniho pojisténi jakozto velice podstatny

aspekt.
V neposledni fadé konstatuje, 7e dostupnost pacientt k ODs je v CR a v EU obdobna.

MUDr. Némcova (SUKL) uvadi, Ze cest k pouZivani a dostupnosti IéCiv k pacientim (obzvlasté
ODs) je vice a nejedna se tedy pouze o standardni pfiznani dhrady z prostfedkd vefejného

Institute of Health Economics and Technology Assessment (IHETA) stranka 2/5



/L’H ETA Léky na vzdcnd onemocnéni; kulaty stll iHETA; 27/ 9/ 2012

T of Hislth Ecososics avd Techwology Assrsswinn

zdravotniho pojisténi (p.v.z.p) v rdmci spravniho fizeni pfi SUKLu. Konkrétné MUDr. Némcova
zminila §8 zakona o lécivech (individualni dovoz neregistrovaného léku), timto zplsobem se
platba/ Ghrada pfipravku realizuje bud’ prostfednictvim firmy nebo z p.v.z.p (po pfedchozi
domluvé s pojistovnou). Dal$im zplGsobem je Specificky |é¢ebny program (SLP), ktery ¢asto
firmy hradi samy. A v neposledni fadé se jednd o pouzivani v ramci klinického hodnoceni
(kdy firma poskytuje jak hodnoceny pfipravek, tak pripravek srovnavaci).

Mgr. Podrazilova (SUKL) zdlraziuje fakt, Ze rezim uhrady VILP (vysoce inovativni léivy
pfipravek) neni pouze pro ODs a ze OD # VILP. Zaroven v ramci ziskavani vyse a podminek
Uhrady ODs vidi jistou nadéji ve smyslu pfichodu novych guidelines SUKLu na provadéni
farmakoekonomického (FE) hodnoceni, které budou proces kultivovat a standardizovat
(nicméné pfipousti, Ze Zadné vyjimky pro FE hodnoceni ODs v metodice nebudou). Obecné
pfijimané a citované charakteristiky ODs (potfeba ODs pro zavainost onemocnéni pro které
jsou pouzivany a jejich inovativnost) vidi ukotvené vzdkoné (o vefejném zdravotnim
pojisténi) a mega-vyhlasce. Nicméné Mgr. Podrazilova pfipousti, Ze zasadné jiné pozadavky,
nez jaké jsou kladeny na klasicka (non-ODs) léciva v ramci stanovovani vyse a podminek
Uhrady ODs, zakon SUKLu neuklada.

Mgr. Vrubel (MZd) zdlrazfiuje, ze naklady za ODs jisté nelze chapat pouze jakoZto ndklady,
které prameni pouze z vy$e a podminek Uhrad stanovenych cestou spravnich Fizenich a k jiz
uvedenému (viz. MUDr. Némcova) pfidava lékovy pausal zdravotnického zafizeni, dale § 16
zdkona o vefejném zdravotnim pojisténi a v neposledni radé vzorky (které jsou v prvém
okamziku sice zdarma, ale v pfipadé chronického onemocnéni tyto naklady dfive Ci pozdéji
pfipadné pfevezmou zdravotni pojistovny).

MUDr. Honék (VZP) spatfuje vramci § 16 zakona o vefejném zdravotnim pojisténi znacné
naklady z p.v.z.p. Prislibil, spolecné s MUDr. Friikou (SZP), Ze konkrétni Cislo (procento
ndkladi na ODs, které jsou hrazeny cestou §16 vuci celkovym ndkladim na ODs z p.v.z.p)
dodd. Zaroven v podohé §16 spatfuje jisté obchazeni systému stanovovani thrady, kdy firmy
v jistych pfipadech cilené neiddaji o Ghradu cestou spravniho fizeni (z obavy pfipadného
admitnuti SUKLem).

MUDr. Frrika (SZP) zmifiuje a pfipomina dalsi aspekt nakladl na ODs, kterym jsou ndklady na
léky, které jsou pouzivany vramci off-label indikaci pravé za ucelem lécby vzacnych

onemocnéni (pficemz samy o sobé tato |é¢iva ODs nejsou).

Ing. Lhotdkova (CAVO) prezentuje pohled pacient(, kdy se zd4, Ze pro vstup ODs je mnoho
pravidel, které tyto |éky maji problém splnit, pfipadné toto fizeni trva pfili§ dlouho a pacienti
se klékim dostavaji moc pozdé. Zaroven zminuje problematicky status dodasné uhrady
vtom smyslu, co se stane, az uhrady skonci? (pozn.: Zfejmé by stdlo za zvaieni, zda by s
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touto skutecnosti (dofasnost uhrady) nemél byt seznamen kaidy pacient, nez bude na

terapii nasazen).

f

Zaroven Ing. Lhotdkova zduaraznuje dopad vzacnych onemocnéni i do jiné oblasti nez ,pouze’
naklad( z p.v.z.p, pfedeviim do oblasti socidlni (nepfimé naklady; ztrata produktivity a
nemoznost aktivné pfispivat na zdravotni pojiSténi — pacient tak statnim pojisténcem).
Soucasné si ovsem uvédomuje stavajici nastaveni, tedy oddéleni zdravotniho a socidlniho

systému.

Mgr. Vrubel (MZd) v ramci diskuze zdlraznuje posoudit v prvé fadé terapeuticky pfinos ODs.
V souvislosti s timto vyjadfuje/ vyslovuje otdzku, zda opravdu je spravné hradit vSechna ODs
z p.v.z.p., pfedevsim ta pro ,léébu na konci Zivota” (end-of-life treatment), kde benefit
pfedstavuje relativné malé zlep3eni (napf. celkového preziti). Mgr. Vrubel tedy zdGraznuje
potfebu WTP hranice (hranice ochoty platit), jako vhodnéjsi se mu zda plovouci hranice,
nikoli jedna hodnota WTP stejna pro vSechna léciva. Zaroveri tak vyslovuje obavu, aby tato

hranice nebyla stanovena zcela neuvazenym rozhodnutim.

MUDr. Kubackova (0OS) Eastecné souhlasi s Mgr. Vrubelem, Ze mnoho |ékli na vzacna
onemocnéni pro lécbu typu ,,end-of-life treatment” nedosahuje velkého pfinosu.

Zaroven vyslovuje jistou obavu, Ze pfedev$im tzv. ultra ODs (5 -10 pacientd v CR) budou mit
velky problém se dostat z rezimu VILP do trvalé udhrady pfi soucasném systému kategorizace
[éciv. V soucasné dobé neexistuje specifickd metodika hodnoceni pro ODs. Na drovni Evropy
se diskutuje metodika CAVOMP (Clinical Added Value of Orphan Medicinal Products)
navriena EUCERD (European Union Committee of Experts on Rare Diseases).

Prof. Svihovec (0S) zddrazriuje potiebu farmakoekonomického hodnoceni i pro ODs, kdy by
byla uplatfiovana flexibilni WTP hranice v ramci analyzy nakladové efektivity a predeviim
zddraznuje oddélit proces hodnoceni (assessment) od procesu rozhodovani (appraisal) jak je
nastaveno vramci spravé fungujiciho HTA systému (Health Technology Assessment).
V souvislosti s timto samozrejmé zdlraznuje uréeni WTP i pro non-ODs |éCiva.

Pfedeviim se odkazuje na francouzskou HTA agenturu (HASS), kdy je u ODs posuzovan a
kladen veliky diiraz na eticky rozmér a celkovy dopad do rozpoctu pred samotnou vysi ICER
(inkrementdini pomér nakladl a pFinosa).

MUDr. Friika (SZP) zmiriuje posun klepSimu ve smyslu souéasného nastaveni sdileni
informaci o Géinnosti lécby u VILP, kdy namisto ptvodniho vlastnictvi téchto informaci pouze
zdravotnickymi zafizenimi jsou tyto dostupné i zdravotnim pojistovnam.

Zaroven apeluje na to, aby vdobé, kdy je konkrétnimu |éCivu (OD) pfiznavana docasna
Uhrada byla jeho Ucinnost dostatecné prokazana (aby se tak nejednalo o pouhé ,odkladani”
zasadniho rozhodnuti o ne/zarazeni pfislusného OD do systému Uhrad.
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MUDr. Honék (VZP) se vyjadfuje k 3leté Ihité pro ODs v reZzimu VILP, a ¢asteéné polemizuje
nad tim, zda opravdu stihne drZitel rozhodnuti o registraci sesbirat za toto obdobi viechna
relevantni data, jak mu to ukldda soucasné nastaveni sytému.

Zaroven zdlraznuje dileZitost a nasledné i zdvaznost provadénych analyz dopadd do
rozpoctu (BIA), kdy by tato méla byt jistym podkladem pro pfipadné dohody o sdileni rizik
(risk-sharing).

RNDr. Hrdlickova (AIFP) zmiriuje, Ze risk-sharingova schémata primysl| vitd a doufa v jejich

brzké uplatiovani.

Bc. Korbel (AIFP) zdirazriuje fakt, pro¢ vznikl vlastné v ramci lékovych agentur status OD.
Tedy, Ze tato IéCiva ,potiebuji” jisté pobidky a mirné;jsi pravidla pro samotnou registraci. Je
tedy jednoznacné pro jistd pravidla hodnoceni ODs v rdmci jejich vstupu na trh, oviem tato
by méla mirné&jsi, jinak dle optiky klasickych non-ODs lé¢iv budou tato pravidla ODs velice

Spatné splfiovat.

MUDr. Fritka (SZP) a Mgr. Vrubel (MZd) trvaji na procesu HTA i pro ODs, ktery by v rdmci
procesu hodnoceni (assessment) mél byt zcela stejny jako pro non-ODs, pficemi k faktu, Ze
se jedna o OD by mélo byt pfihlizeno v ramci findlniho rozhodnuti (apparaisal).

Mgr. Vrubel (MZd) se v zavéru setkani vraci k ODs v ramci reZzimu VILP, kdy zdirazriuje, Ze
pro jista |éciva by toto docasné uhradové omezeni (2 + 1 rok) nemuselo byt pouze pravé v
horizontu 3 let, ale mohla by jista ODs byt hrazena podminéné po deldi dobu, neZ pravé

zatim uplatfiované 3 roky.

Zaroven Mgr. Vrubel uvital tuto iniciativu Kulatého stolu a navrhnul moZnost pravidelnych
schuzek na toto téma, tedy vznik jisté platformy na konkrétni feseni tohoto problému v
souvislosti s novelizaci zakona 48/1997, ktery upravuje uhrady léCivych pfipravki.
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