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Stanovisko pacientskych organizacii do konani o liekoch na cysticku fibrozu ¢islo
32704, 32705, 32706, 32707, 32708, 32709, 32710, 32711

(rozSirenie indikacii pre pri¢innu lie¢bu na ochorenie cysticka fibréza,

hodnotené lie¢iva korektory a modulatory).

Ked’Ze niektoré vydané stanoviskd v rdmci vyssie uvedenych konani vylucuji ¢ast’ pacientov s ojedinelym
ochorenim z pristupu k lie€be vyluéne na zdklade finanéného Kkritéria, ktoré nadrad’uju ako jediné
vylucujuce kritérium pre zaradenie lieku na ojedinelé ochorenie (zzv. prahovii hodnotu, financné/ nakladové
kritérium). Obmedzenie pristupu zavadzaju priamo, ako odporucanie nerozsirit’ indikacie liecby a
nepriamo tak, Ze sa vyZaduji nesplnitel'né podmienky pre posudzovanie liecku na ojedinelé ochorenie,
ktoré su v rozpore so zavedenou praxou a podmienkami uplatiovanymi pre hodnotenie produktov na
zriedkavé ochorenia (OMP) v ramci EU, sveta a v okolitych krajinach.

Ked’Ze ojedinelé ochorenia st definované podl'a Nariadenia Rady a Parlamentu EU & 141/2000 ako Zivot
ohrozujuci alebo chronicky stav, ktory postihuje vo svojej prevalencii menej nez 5 z 10.000 obyvatel'ov a toto
Nariadenie d’alej definuje, Ze takéto ochorenie, je tak zriedkavé, Ze je potrebné vytvorif® incentivy a
odbirat’ administrativne prekazky, aby sa k pacientom mohli dostavat’ tieto tzv. ORPHAN medicinske
produkty. Rovnak filozofiu uplatiiuje USA od roku 1983 a Japonsko od roku 1993. Podmienky pre vyvoj a
vstup produktov na lie¢bu zriedkavého ochorenia sa maju nastavit’ tak, aby vietci pacienti mali rovnocennti
Sancu na pristup k liecbe bez ohl’adu na ojedinelost’ svojho ochorenia. Tento princip zakotvuje legislativa
EU a hodnotenie lickov na ojedinelé ochorenia vyluéne na ziklade poZiadavky preukazat’ nakladovi
efektivnost’ sa povaZuje za diskrimina¢né voci pacientom s ojedinelym ochorenim, ked’Ze im brani v
pristupe k lie¢be. Casto sa pritom jedna o lie¢bu s neexistujiicou alternativou a nenaplnenou medicinskou
potrebou, ¢o je aj tento hodnoteny pripad.

Kedze kritérium prahovej hodnoty a povinnost’ preukazat’ nakladovi efektivnost’ sa v zauzivanej praxi
v ramci EU ani USA nepouZiva pre posudzovanie liekov a produktov na ojedinelé ochorenia, pretoze sa
jedna o metodicky nevhodné kritérium, ktoré kladie na liek na ojedinelé ochorenie nesplnite’ni poZziadavku.
Zauzivanou praxou pre hodnotenie lieckov na ojedinelé ochorenia je tzv. metéda MCDA (Multi Criteria
Decision Analysis) — rozhodovanie na ziklade analyzy viacerych kritérii. Primarnym prikladom je Ceska
Republika, ked’ v tiprave identického zdkona vyslovene uvadza priamo v zikone, Ze kritérium nakladovej
efektivnosti sa predklada ako informativne.

Ked’ze znenie slovenského zédkona 363/2011 Z.z. o thradéach z verejného zdravotného poistenia obsahuje
samostatnu cestu pre vstup liekov na zriedkavé ochorenia.

Ked’ze finanéné kritérium sa vo vydanych stanoviskach uplatiiuje neproporcne a nevyvazene, nakol’ko
splnenie prahovej hodnoty neznamena vyhoviet’ Ziadosti, no nesplnenie prahovej hodnoty znamena
neodporucanie zaradit’ liek do systému thrad. Takéto hodnotenie znevyhodiiuje pacienta.

Kedze mame za to, Ze pri posudzovani lieku na ojedinelé ochorenia sa ma v stlade s postupmi v ramci EU v
prvom rade zohladnit zivaZnost’ ochorenia, na liecbu ktorého je liek urceny, nahraditelnost’
posudzovaného lieku inymi terapeutickymi postupmi, nenaplnena medicinska potreba pacienta,
preukazatel’ny prinos na zlepSenie kvality Zivota pacienta, terapeutickda ucinnost’ a bezpecnost’,
odporucania odbornych komisii, inStiticii a spolo¢nosti, celospolocensky vyznam mozZnosti terapeuticky
ovplyvnit’ ochorenie, dostupnost’ posudzovaného lieku v krajinach EU.



Ked’Ze sme aktualne jedina krajina EU, ktora odopiera skupine pacientov s cystickou fibrézou pristup
k niektorym indikaciam liecby Kkorektormi a modulidtormi v silade so schvialenim EMA a mame
aktualne pacientov v kritickom stave, ktori spadaju pod indikacie v uvedenych konaniach.

Kedze sa jedné o zasadnu pri¢innt liecbu, ktord v kohorte 12+ pridava pacientom podl'a modelu 35 rokov
kvalitného Zivota. Podl'a preukazanych vstupnych $tadii a aj opakovanych studii po 5 rokoch podéavania
liecby a klinickej praxe, hodnotend liecba zvrati progresiu ochorenia. A ked’ze klinické vysledky uz aj u
naSich pacientov preukazuju zvriatenie progresie ochorenia, narast funkénych ukazovatelov plic,
prospievania, ale najmi vyrazny pokles hodnoty koncentracie chloridov v pote na uroven zdravého
¢loveka. To vedie k plnohodnotnému navratu nasich pacientov do zivota a spolo¢nosti, kedy pracuju, Studuju,
podnikaju, zakladaja rodiny.

Ked’Ze je t¢inok hodnotenych lie¢iv jednoznacne a nespochybnitel'ne preukdzany vykonanymi Standardnymi
Studiami akceptovanymi vo vsetkych hodnotiacich systémoch a v porovnani s predchadzajicimi generaciami
pri¢innej a symptomatickej liecby, kde dokonca hodnoteny liek uz hodnotila ako mimoriadne uéinny
samotna nasa vlastna HTA agentira v minulych konaniach, rovnako ako d’alSie hodnotiace organizacie a
systémy v ramci EU.

Ked'Ze liecba korektormi a modulatormi na cysticku fibrozu je zavedena ako Standard v nasSich vlastnych
platnych Standardoch Ministerstva zdravotnictva.

KedZe choroba hranice nepozna a mame rovnaké genetické predpoklady, historiu, vyskyt ochoreni
a mame za to, ze mame mat’ rovnaky podiel, ktory spolo¢nost’ vynaloZi pre svojich pacientov, Specidlne
ak sa porovname s krajinami nasho regiénu (opakujeme, sme jedind krajina EU, ktord liechbu v istych
indikdciach schvalenych EMA momentadlne svojim pacientom odopiera).

Preto:

prosime a ziadame vSetky zucastnené subjekty o
MAXIMALNU SUCINNOST
v konani, zdrojoch, poskytnutych udajoch, informaciach,
koordinacii, rokovaniach a ochote dospiet’ k vysledku, ktory
povedie
k dostupnej hodnotenej lieCbe
pre slovenskych pacientov s cystickou fibrozou.

Spravna rada pacientskych organizacii:

Slovensk3d aliancia zriedkavych chordb, 00421 918 893 099, Stepének Peter
Slovensky klub cystickej fibrézy,, 00421 905 409 927, Lubos Herak

Slovenskd asocidcia cystickej fibrézy, 00421 903 608 435, MUDr. Katarina Stépankova
Priatelia slanych deti

(¢lenovia Eurordis)
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