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SOUHRN K 2. HODNOTICi ZPRAVE

sp. zn. SUKLS329859/2019, datum: 12. 4. 2021

Hodnoceny pfipravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Pripravek ULTOMIRIS (obsahujici 1éCivou latku ravulizumab) je urceny k |écbé pacientl s paroxysmalni nocni
hemoglobinurii (PNH). PNH je zavaznou, velmi vzacné se vyskytujici nemoci krve. Pfi tomto onemocnéni se
cervené krvinky pacientl rozpadaji (probiha tzv. chronickd hemolyza), coZ se projevuje rlznymi pfiznaky, mezi
které patti bolesti bficha, obtizné polykdni, anemie, dusnost, Unava, v zavaznéjsich ptipadech tvorba krevnich
srazenin i selhani daleZitych organ.

Dale je urceny k Iécbé pacient( s atypickym hemolyticko-uremickym syndromem (aHUS). aHUS je zavaZznou,
velmi vzacné se vyskytujici nemoci, pfi které dochazi k postizeni vystélky drobnych cév v rliznych organech, coz
vede k tvorbé sraZenin a poruse funkce postizenych organu (nejcastéji nervova soustava, ledviny, srdce, plice,
stfeva).

PouZiva se u pacient s klinickymi priznaky onemocnéni s cilem témto priznaklim zamezit nebo je zmirnit.

Vyjadfeni Ustavu k hodnocenému pfipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek (dale jen ,pfipravek”) ULTOMIRIS predstavuje pfidanou hodnotu v plném rozsahu schvalené
registrace pacientl s PNH a aHUS oproti dostupné terapii, kterou je podavani podptirné lécby. Pfipravek ma
potencial snizit riziko Umrti pacienta, snizit vyskyt klinicky vyznamnych symptom( onemocnéni a/nebo jejich
tizi a zlepsit kvalitu Zivota pacienta.

Pripravek je jak v pfipadé PNH, tak aHUS vyznamné nakladnéjsi nez dostupnd hrazena standardni |écba, kterou
je podplrna terapie. Zda jsou vyssi naklady v akceptovatelné mire vyvazeny vyssimi pfinosy pro pacienta nebylo
prokdzano, protoZe v predloZené analyze byly zjiStény zavainé nedostatky (indikace PNH), resp. nebyla
predlozena analyza nakladové efektivity (indikace aHUS). Proto Ustav piipravek nemohl posoudit, zda se jedna
o nakladové efektivni lécbu. Zarazeni pripravku do systému Uhrad predstavuje dle shromazdénych dakazl
akceptovatelny finanéni dopad na prostredky verejného zdravotniho pojisténi.

Ustav proto vydava negativni zhodnoceni a navrhuje Ghradu nepfiznat.

Na zakladé jakych podkladt Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické i ekonomické aspekty zafazeni pfipravku ULTOMIRIS do systému Ghrad. Zohlednil
odborné podklady z klinickych studii a farmakoekonomické analyzy nadkladové efektivity a dopadu na rozpocet,
které predlozila farmaceuticka spole¢nost uvadéjici pripravek na ¢esky trh. Déle vzal Ustav v potaz aktudlni
doporucené postupy k terapii PNH a aHUS.

Co to znamena pro pacienty a |ékare?

Lécivému pripravku ULTOMIRIS nebude v dalsi fazi spravniho fizeni pfizndna Uhrada a |éCivy pfipravek nebude
z prostredkl verejného zdravotniho pojisténi standardné hrazen, pokud Zadny z Ucastnik( fizeni (farmaceuticka
spoleé¢nost nebo zdravotni pojistovny) nepredlozi zasadni novy dikaz, ktery by odborné posouzeni zménil.
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Spravni fizeni

Spisova znacka: SUKLS329859/2019

Lécivy pripravek/ potravina pro zvlastni Iékarské ucely a Zadatel
Zadatel: Alexion Europe SAS
Zastupce: Swixx Biopharma s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: ravulizumab; intravendzni podani

ATC: LO4AA43

Lécivy pripravek: ULTOMIRIS 300MG INF CNC SOL 1X30ML

Drzitel rozhodnuti o registraci:

Alexion Europe SAS, 103-105 rue Anatole France, 92300 Levallois-Perret, Francie

Posuzovana indikace

Lécba dospélych pacientld s paroxysmalni nocni hemoglobinurii (PNH): u pacientl s hemolyzou a klinickym
pfiznakem svédcicim o vysoké aktivité onemocnéni a dale u pacient(, ktefi jsou klinicky stabilni nejméné po
dobu poslednich 6 mésict 1écby ekulizumabem.

Lécba pacientl s télesnou hmotnosti 10 kg nebo vyssi s atypickym hemolyticko-uremickym syndromem (aHUS),
ktefi doposud nebyli Ié¢eni inhibitory komplementu nebo jim byl podavan ekulizumab nejméné po dobu 3
mésicl a byla u nich prokazana odpovéd na ekulizumab.

Stanovisko k zadosti

Ustav neshledal zésadni limitace predlozenych klinickych podkladd a klinicky piinos ve smyslu snizeni rizika
Uumrti spolu se zvySenim kvality Zivota u hodnocené populace povaZuje za prokdzany.

Ustavu pro ani jednu z obou posuzovanych indikaci nebyly ptedlozeny metodicky vyhovuijici analyzy nakladové
efektivity pripravku ULTOMIRIS ve srovnani s podpulrnou terapii. Proto nelze vyhodnotit, zda je pripravek
ULTOMIRIS nakladové efektivnim postupem. Analyza dopadu na rozpocet v indikaci PNH odhaduje 22-35
l[éCenych pacientli a ukazuje vysledek ve vysi 26,1-130,8 miliond K¢ v prvnich péti letech ve srovnani
s komparatorem SOLIRIS. Vysledny dopad na rozpocet lze s ohledem na shromaZzdéné dlikazy povaZovat za
akceptovatelny. V alternativnim scénafi ve srovnani s podplrnou péci ukazuje analyza dopadu na rozpocet
vysledek ve vysi 242,8-339,4 miliond K¢ v prvnich péti letech.

Analyza dopadu na rozpocet v indikaci aHUS odhaduje 27 az 37 1éCenych pacientl a ukazuje vysledek ve vysi 4,7
milion( K¢ az Usporu 56,7 miliond K¢ v prvnich péti letech ve srovnani s komparatorem SOLIRIS. Vysledny dopad
na rozpocet lze s ohledem na shromazdéné dlikazy povaZovat za akceptovatelny. V alternativnim scénafi ve
srovnani s podplrnou péci ukazuje analyza dopadu na rozpocet vysledek ve vysi 271,8-346,5 milion0 K¢
v prvnich péti letech.

Ustavu nebyla predloZena informace, 7e U&astnici fizeni uzavreli ujednani o limitaci nakladd.

Zafazeni do skupiny v zasadé terapeuticky zaménitelnych LP nebo PZLU

Lécivy pripravek byl posouzen jako nezaménitelny s Zadnou referencni skupinou.
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K 1é¢ivému pripravku nebyla identifikovana Zadna srovnatelné ucéinna a nakladové efektivni terapie.

Maximalni cena

Maximalni cena neni stanovena.

Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)
58,9286 mg/den

Uhrada ze zdravotniho pojisténi

Uhrada z prosttedk( vefejného zdravotniho pojisténi neni stanovena.

Podminky uhrady

Uhrada nepfiznéna.
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