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Zaver odborného hodnotenia

Odporucanie

Podla & 3 zakona 358/2021 Z.z Narodny institit pre hodnotu a technoldgie v zdravotnictve (NIHO) odporica

Nevyhoviet Ziadosti o kategorizovanie lieku Kaftrio v kombinacii s Kalydecom, na liecbu pacientov s
cystickou fibrézou (CF), ktori majd minimalne jednu mutaciu F508del na géne pre transmembranovy
regulétor vodivosti pri CF. Ziadost nespifia legislativne poZiadavky stanovené vyhlaskou 422/2011
Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru
lieku.

Odovodnenie

Drzitel registracie (DR) predlozil farmako-ekonomicky model, ktory nespiia pozadované naleZitosti vo
viacerych bodoch. DR ani po vyzve v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9 zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti
neodstranil. Liek s ohladom na §16 ods. 4, pism h) preto nemdze byt zaradeny do kategorizacie. Za
najpodstatnejSie nedostatky predloZzeného modelu (ktory je podkladom pre rozbor) povaZujeme najma:

Diskontna sadzba nastavena vrozpore s §1 ods. 1 pism. g) vyhlasky 422/2011 Z.z.: Vzmysle
vyhlasky diskontna sadzba pre naklady verejného zdravotného poistenia aj prinosy spojené s pouzitim
lieku je 5 % rocne. DR predlozil farmako-ekonomicky model, v ktorom nastavil diskontni sadzbu na
prinosy vo vyske 3,5%.

Porovnanie s komparatorom v rozpore §1 ods. 2 vyhlasky 422/2011 Z.z.: DR v modeli pre stanovenie
nakladove] efektivnosti aplikoval vysledni hodnotu vazeného priemeru ICUR pre dva komparatory.
V zmysle vyhlasky musi liek preukazat nakladovu efektivnost voci lieku alebo kombinacii liekov, ktora
je standardne pouzivana v podmienkach beznej terapeutickej praxe, mo6ze byt plne alebo ciastocne
nahradena pouzitim posudzovaného lieku a vo vztahu k verejnému zdravotnému poisteniu je
nakladovo najefektivnejSia. Vyhlaska neumoziiuje porovnat sa voci vazenému priemeru dvoch
intervencii, ale voci tej, ktora je Standardne pouZivana v podmienkach beZnej terapeutickej praxe
a zaroven je vo vztahu k verejnému zdravotnému poisteniu nakladovo najefektivnejsia. Z toho vyplyva,
Ze je nutné predlozZit porovnanie s oboma komparatormi samostatne.

Uvedenie nakladov na liek Kaftrio v kombinacii s Kalydecom vrozpore s §1 ods. 1 pism. c)
vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZenom modeli je pouZita volba nastavenia, ktord vynechava naklady
na zdravotnu starostlivost v celom obdobi, v ktorom je preZivanie pacienta na intervencii vyssie ako u
komparatora. Dochadza tak k podhodnoteniu celkovych nakladov na intervenciu. Cielom hodnotenia
nakladove] efektivnosti je vyhodnotit celkové inkrementalne prinosy aj naklady intervencie voci
komparatorom. Takéto nastavenie je v rozpore svyhlaskou, nakolko neuvadza plné odhadované
naklady verejného zdravotného poistenia v porovnani s odhadovanymi nakladmi na doterajsiu liecbu,
¢im neumerne zvyhodnuje vysledok v jej prospech.

Uvedenie uhrad liekov v rozpore s §1 ods. 1 pism. c) vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZzenom modeli
sU pouzité Ghrady podla tUradne urcenych cien, o je v rozpore s vyhlaskou, nakolko neuvadza plné
odhadované naklady verejného zdravotného poistenia v porovnani s odhadovanymi nakladmi na
doterajsiu lie¢bu. Uradne uréend cena lieku nezodpoveda nakladom, ktoré zdravotné poistovne redlne
za lieky vynaloZia. Uhrada poistovni za liek obsahuje nad rémec Gihrady predloZenej DR v modeli aj DPH
a marze distribltora a lekarne.

Nepreukazany predpoklad zniZenia ceny v budiicnosti a teda rozpor s §1 ods. 1 pism. i) vyhlasky
422/2011 Z.z.: V predlozenom modeli je pouzity predpoklad, Ze po uréitom obdobi dojde k vyraznej
erdzii vysky Uhrady za lieky v dosledku skoncenia patentovej ochrany a prichodu generickych liekov. V
Ziadosti absentuje overitelny podklad a zdroje Gidajov, na zaklade ktorého boli zvolené prislusné casy,
je teda v rozpore s vyhlaskou, ktora stanovuje povinnost uviest zdroje pouzitych Gdajov.

Nestandardny predloZzeny model neumoziiuje overenie a teda je v rozpore s § 1 ods. 1 pism. l)
vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZenom modeli trvd aktualizicia vysledku okolo 5 mindt, ¢o
neumozriuje Standardnd kontrolu. Pocas overovania spravnosti modelu je potrebné menit velké
mnozZstvo parametrov a testovat vplyv na vysledok, ¢o je nerealizovatelné pri predlozenom modeli.
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Standardny &as prepoctu vysledku modelov od inych drZitelov registracie je 1 - 5 sekdind. PredloZeny
model simuluje vyvoj individualnych pacientov, ktorym zvlast predikuje charakteristiky a udalosti.
Vyhlaska ustanovuje povinnost predlozit farmako-ekonomicky model lieku, v ktorom je mozné zobrazit
a upravovat vietky parametre, vzorce a zdrojovy kod, ktoré sa podielaju na spravnom fungovani tohto
modelu. Zvoleny pocet simulécii a dalSich nastaveni sposobuje dlhy reakcny ¢as, ktory neumozriuje
podrobnd kontrolu modelu v ramci zakonnych leh6t. Z vyjadreni kanadskej HTA agentdry CADTH
vyplyva, Ze DR predloZil v Kanade model s nizSim poc¢tom simulacii, preto predpokladame, Ze tento
model mal aj vyrazne kratsi ¢as prepoctu vysledku.

Poznamka
e Nesplnenie kritérii kategorizacie bolo zistené uz v skorej faze hodnotenia NIHO. Za cielom efektivneho
vyuzivania personalnych kapacit vzdravotnictve sme preto vtomto hodnoteni nepublikovali
projektovy protokol a nekontaktovali odbornikov ani pacientske organizacie.



Casovy prehlad priebehu hodnotenia
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Podanie Ziadosti o kategorizaciu 17.1.2023
Zacatie ply.nutla leh.oty na vy.d:«fn.le 17.1.2023
rozhodnutia vo veci kategorizacie

Zverejnenie projektového protokolu N/A

Prerusenie konania ¢. 1

22.2.2023 - 22.3.2023 (21.2.2023 bola zverejnena
vyzva C. 1, 22.3.2023 DR odpovedal na vyzvu)

Vydanie odporucania

14.06.2023

Celkové trvanie hodnotenia
(zohladfiuje prerusenia)

121 dni
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1. Predmet hodnotenia

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoZe bolo zistené, e Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

1.1. Vyskumné otazky

N/A

1.2. Inklizne kritéria

N/A
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2. Metdda

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoZe bolo zistené, e Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

2.1. Vyskumné podotazky

N/A

2.2. Zdroje pouZzité pri tvorbe hodnotenia
Dokumenty poskytnuté drZitelom registracie ako sucast Ziadosti (rozbor, publikacie, farmako-ekonomicky model

a dalSie zdroje).

Nesplnenie kritérii kategorizacie bolo zistené uz v skorej faze hodnotenia NIHO. Za cielom efektivneho vyuZivania
personalnych kapacit vzdravotnictve sme preto vtomto hodnoteni nepublikovali projektovy protokol
a nekontaktovali odbornikov ani pacientske organizacie.

2.3. Prehlad literatury, analyza a syntéza

N/A

2.4. Osloveni odbornici a pacientske organizacie

N/A
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3. Uvod
Zdravotny problém a klinicka prax
ElementID | Vyskumna otazka
A0002 Co je ochorenie alebo zdravotny problém v zamerani tohto hodnotenia?
A0003 Aké rizikové faktory maju vplyv na predmetné ochorenie?
A0005 AkU zataZ vytvara ochorenie pre pacientov?
H0002 AKU zataz vytvara ochorenie pre socialne okolie pacientov?
A0006 Aké st konzekvencie ochorenia alebo zdravotného problému pre spolo¢nost?
H0200 Aké maju pacienti skisenosti s predmetnym ochorenim alebo zdravotnym problémom?
A0024 Ako je ochorenie v sucasnosti diagnostikované podla Standardnych postupov a v klinickej praxi?
A0025 Aké je v siCasnosti cesta pacienta podla Standardnych postupov a v klinickej praxi?

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoze bolo zistené, Ze Ziadost nespiiia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

3.1. Zdravotny problém a klinicka prax

N/A

3.1.1. Predmetné ochorenie

N/A

Zakladna charakteristika (A0002)

N/A

Rizikové faktory ochorenia (A0003)

N/A

Zavaznost ochorenia a symptomy (A0005, A0006, H0002, H0200)

N/A

3.1.2. Cesta pacienta

N/A

Diagnostika ochorenia (A0024)

N/A

Liecba pacienta (A0025)

N/A
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3.2. Opis a vlastnosti technologie

Opis a technické vlastnosti technolégie (TEC)

ElementID | Vyskumna otazka

B0001 Co je predmetna technoldgia a aké ma komparatory?

B0002 Co je ocakavany prinos predmetnej technoldgie v porovnani s komparatormi?

A0020 Pre ktoré indikacie ma predmetna technoldgia trhovi autorizéciu alebo CE oznacenie?

A0001 Pre ktoré indikacie je predmetna technoldgia pouZivana?

A0007 Co je cielova populacia v tomto hodnoteni?

e Aky je status Ghrady predmetnej technolégie v hodnotenej indikéacii v Anglicku, Skétsku a Ceskej
republike? Akl Groven Uhrady navrhuje DR pre hodnotent indikaciu na Slovensku?

3.2.1. Opis technolégie (B0001)

N/A
3.2.2. Registracia technolégie (A0020) [Error! Bookmark not defined.]
N/A

3.2.3. Navrhovana indikacia (A0001, A0007) [Error! Bookmark not defined.]
N/A

3.2.4. Komparatory (B0001)

N/A

3.2.5. PoZadovana uhrada a aktualny stav kategorizacie (A0021)

N/A

3.2.6. Predpokladany prinos technolégie (B0002) [Error! Bookmark not defined.]
N/A

11
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4. Hodnotenie klinického prinosu

Klinicka uéinnost

ElementID | Vyskumna otazka

D0001 Aky je oakavany prinos predmetnej technoldgie na mortalitu?

D0005 Ako predmetna technoldgia vplyva na symptémy a znaky (zavaznost, frekvencia) ochorenia?

D0006 Ako predmetna technoldgia vplyva na progresiu (alebo rekurenciu) ochorenia?

D0011 Ako predmetna technoldgia vplyva na telesné funkcie pacienta?

D0012 Ako predmetna technoldgia vplyva na vSeobecnt kvalitu Zivota sdvisiacu so zdravim?

D0013 Ako predmetna technoldgia vplyva na kvalitu Zivota stvisiacu so ochorenim?

Bezpecnost

ElementID | Vyskumna otazka

C0008 Ako bezpecna je predmetna technoldgia v porovnani s komparatormi?

C0002 Je ijévoq predpokladat, Ze davkovanie, alebo frekvencia pouzivania predmetnej technolégie méZe
poskodit zdravie pacienta?

C0004 Ako sa meni frekvencie a zavaznost poskodenia zdravia pacient v Case, alebo v inom kontexte?

0007 Je predmetna technoldgia, alebo jej komparatory spojené so Skodami na zdravi zavislymi od
pouZivatela?

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoze bolo zistené, Ze Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

4.1. Zhrnutie hodnotenia klinického prinosu

N/A

¢ & e

4.2, Klinicka uc¢innost

N/A

4.2.1. Hodnotené ukazovatele

N/A

4.2.2. Zahrnuté klinické studie

N/A

Popis klinickych studii

N/A

4.2.3. Vysledky

N/A

4.3. Bezpecnost

N/A

12




N/A

4.3.2. Zahrnuté klinické studie

N/A

4.3.3. Vysledky DaraVTd v porovnani s VTd
N/A
Komparativna bezpecnost (C0008)

N/A

Administracia a $koda na zdravi pacienta (C0002, C0004, C0007)

N/A

4.4. Diskusia k hodnoteniu klinickému prinosu

N/A

4.4.1. Sumar vysledkov a ich interpretacia

N/A

4.4.2. Validita klinickych dat

Interna validita

N/A

Externa validita

N/A

4.4.3. Prebiehajtice studie

N/A

4.4.4. Limitacie hodnotenia

N/A

13
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5. Hodnotenie nakladovej efektivnosti

Hodnotenie nakladovej efektivnosti

ElementID | Vyskumna otazka

E0012 Do akej miery méZeme predpokladat, Ze odhady nakladov a prinosov st urcené spravne pre
predmetnu technoldgiu a komparatory?

E0013 Aké metodické predpoklady boli spravené vo vztahu k hodnoteniu nakladovej efektivnosti
predmetnej technoldgie a komparatorov?

E0010 Aké sl neistoty a limitacie ohladom hodnotenia nakladovej efektivnosti predmetnej technolégie
a komparatorov?

E0006 Aké st odhadované rozdiely v nakladoch na predmetnt technoldgiu a komparatorov?

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoze bolo zistené, Ze Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

5.1. Zhrnutie hodnotenia nakladovej efektivnosti

Drzitel registracie (DR) predloZil farmako-ekonomicky model, ktory nespiiia pozadované naleZitosti vo
viacerych bodoch. DR ani po vyzve v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9 zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti
neodstranil. Liek s ohladom na §16 ods. 4, pism h) preto nemdZe byt zaradeny do kategorizicie. Za
najpodstatnejsie nedostatky predloZzeného modelu (ktory je podkladom pre rozbor) povaZujeme najma:

Diskontna sadzba nastavena vrozpore s §1 ods. 1 pism. g) vyhlasky 422/2011 Z.z.: Vzmysle
vyhlasky diskontna sadzba pre naklady verejného zdravotného poistenia aj prinosy spojené s pouzitim
lieku je 5 % rocne. DR predlozil farmako-ekonomicky model, v ktorom nastavil diskontni sadzbu na
prinosy vo vyske 3,5%.

Porovnanie s komparatorom v rozpore §1 ods. 2 vyhlasky 422/2011 Z.z.: DR v modeli pre stanovenie
nakladove] efektivnosti aplikoval vyslednd hodnotu vazeného priemeru ICUR pre dva komparatory.
V zmysle vyhlasky musi liek preukazat nakladovi efektivnost vodi lieku alebo kombinacii liekov, ktora
je Standardne pouzivana v podmienkach beznej terapeutickej praxe, méze byt plne alebo ciastocne
nahradena pouzitim posudzovaného lieku a vo vztahu k verejnému zdravotnému poisteniu je
nakladovo najefektivnejSia. Vyhlaska neumoZziuje porovnat sa voci vazenému priemeru dvoch
intervencii, ale voci tej, ktora je Standardne pouzivana v podmienkach beZnej terapeutickej praxe
a zaroven je vo vztahu k verejnému zdravotnému poisteniu nakladovo najefektivnejsia. Z toho vyplyva,
Ze je nutné predlozZit porovnanie s oboma komparatormi samostatne.

Uvedenie nakladov na liek Kaftrio v kombinacii s Kalydecom vrozpore s §1 ods. 1 pism. c)
vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZenom modeli je pouZita volba nastavenia, ktora vynechdva naklady
na zdravotnu starostlivost v celom obdobi, v ktorom je preZivanie pacienta na intervencii vyssie ako u
komparatora. Dochadza tak k podhodnoteniu celkovych nakladov na intervenciu. Cielom hodnotenia
nakladove] efektivnosti je vyhodnotit celkové inkrementalne prinosy aj naklady intervencie voci
komparatorom. Takéto nastavenie je v rozpore s vyhlaskou, nakolko neuvddza plné odhadované
naklady verejného zdravotného poistenia v porovnani s odhadovanymi nakladmi na doterajsiu liecbu,
¢im nedimerne zvyhodnuje vysledok v jej prospech.

Uvedenie uhrad liekov v rozpore s §1 ods. 1 pism. c) vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZzenom modeli
su pouzité Ghrady podla Gradne uréenych cien, ¢o je v rozpore s vyhlaskou, nakolko neuvadza plné
odhadované naklady verejného zdravotného poistenia v porovnani s odhadovanymi nakladmi na
doterajsiu lie¢bu. Uradne uréena cena lieku nezodpoveda nakladom, ktoré zdravotné poistovne redlne
za lieky vynaloZia. Uhrada poistovni za liek obsahuje nad rdmec tihrady predloZenej DR v modeli aj DPH
a marze distributora a lekarne.
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Nepreukazany predpoklad zniZenia ceny v budicnosti a teda rozpor s §1 ods. 1 pism. i) vyhlasky
422/2011 Z.z.: V predloZzenom modeli je pouzity predpoklad, Ze po urc¢itom obdobi déjde k vyraznej
erdzii vysky Uhrady za lieky v d6sledku skoncenia patentovej ochrany a prichodu generickych liekov. V
Ziadosti absentuje overitelny podklad a zdroje Gidajov, na zaklade ktorého boli zvolené prislusné casy,
je teda v rozpore s vyhlaskou, ktord stanovuje povinnost uviest zdroje pouzitych Gdajov.

Nestandardny predloZzeny model neumoziiuje overenie a teda je v rozpore s § 1 ods. 1 pism. l)
vyhlasky 422/2011 Z.z.: V predloZenom modeli trvd aktualizicia vysledku okolo 5 mindt, ¢o
neumoziuje Standardnd kontrolu. Pocas overovania spravnosti modelu je potrebné menit velké
mnoZzstvo parametrov a testovat vplyv na vysledok, o je nerealizovatelné pri predlozenom modeli.
Standardny &as prepoctu vysledku modelov od inych drZitelov registracie je 1 - 5 sekiind. PredloZeny
model simuluje vyvoj individualnych pacientov, ktorym zvlast predikuje charakteristiky a udalosti.
Vyhlaska ustanovuje povinnost predlozit farmako-ekonomicky model lieku, v ktorom je mozné zobrazit
a upravovat vsetky parametre, vzorce a zdrojovy kod, ktoré sa podielaju na spravnom fungovani tohto
modelu. Zvoleny pocet simulacii a dalSich nastaveni sposobuje dlhy reakény cas, ktory neumoziuje
podrobnl kontrolu modelu v ramci zakonnych lehot. Z vyjadreni kanadskej HTA agentiry CADTH
vyplyva, Ze DR predlozZil v Kanade model s niz§im po¢tom simuldcii, preto predpokladame, Ze tento
model mal aj vyrazne kratsi ¢as prepoctu vysledku.

5.2. Hodnotenie vstupov a fungovania predloZeného farmako-ekonomického modelu
(E0012, E0013)

5.2.1. Popis farmako-ekonomického modelu

5.2.2. Udaje o pacientoch a zakladné nastavenie modelu

5.2.3. Udaje o ti¢innosti a bezpeénosti

5.2.4. Projektovanie dlhodobého prinosu

Celkové preZivanie

PreZivanie bez progresie

Vyprchanie prinosu (z angl. waning effect)

5.2.5. Udaje o kvalite Zivota

5.2.6. Naklady
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Cas na liecbe (z angl. time on treatment, TOT)

N/A

Jednotkové naklady na lieky

N/A

Ostatné naklady

N/A

5.2.7. DalSie aspekty modelu
N/A

Fungovanie modelu

N/A

5.3. Hodnotenie vysledkov farmako-ekonomického modelu (E0006)

N/A

5.3.1. Vysledok zakladného scenara predloZzeného DR

N/A

5.3.2. ZavaZné nedostatky zistené NIHO

N/A

5.3.3. Vysledok nakladovej efektivnosti podla NIHO
N/A

Vyjadrenie NIHO k neistote (G0007)

N/A

5.4. Zaver hodnotenia nakladovej efektivnosti

N/A.
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6. Hodnotenie dopadu na rozpocet

Hodnotenie dopadu na rozpocet

ElementID | Vyskumna otazka

A0023 Kolko [udi patri do cielovej populacie?

G0007 Aky je odhadovany dopad na rozpocet zaradenia predmetnej technoldgie?

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoZe bolo zistené, e Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

6.1. Zhrnutie hodnotenia dopadu na rozpocet

N/A

6.2. Zakladny scenar predloZzeny DR

N/A

6.2.1. Vstupné udaje a pouzité predpoklady v scenari predloZzenom DR
N/A

6.2.2. Vysledky dopadu na rozpocet podla DR

N/A

6.3. Dopad na rozpocet podla NIHO

N/A

6.3.1. Vyjadrenie NIHO k adekvatnosti zakladného scenaru predloZzeného DR

N/A

6.3.2. Projektovany dopad na rozpocet podla NIHO a miera neistoty

N/A
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7. Etické, organizacné, socialno-pacientske a pravne aspekty

Etické, organizacné, socialno-pacientske a pravne aspekty

Element ID

Vyskumna otazka

G0007

Aky je odhadovany dopad na rozpocet zaradenia predmetnej technoldgie?

Eticka analyza

FO011 Aké prinosy a ujmy prinasa predmetna technoldgia pre pribuznych, inych pacientov, organizacie,
komer¢né subjekty, spolo¢nost atd.?

F0104 Existuju nejaké etické prekazky pri generovani dékazov o prinosoch a ujmach predmetnej
technoldgie?

F0007 Prinasa implementacia predmetnej technoldgie alebo naopak jej stiahnutie zo systému vyzvy pre
profesionalne hodnoty poskytovatelov zdravotnej starostlivosti, ich etické presvedcenie, alebo ich
tradi¢né role?

F0012 Ako implementéacia predmetnej technoldgie alebo naopak jej stiahnutie zo systému ovplyviuje
distriblciu zdrojov zdravotnej starostlivosti?

H0012 Existuju faktory, ktoré by mohli zabranit skupine alebo osobe ziskat pristup k predmetnej technoldgii?

Organizaéné

aspekty technolégie

G0001

Ako ovplyvriuje predmetnd technoldgia sticasné pracovné procesy?

D0023 Ako modifikuje predmetna technolégia potrebu po inych technoldgiach a vyuZivanie zdrojov?

G0009 Kto rozhoduje o tom, ktori [udia maju na tato technoldgiu narok a na akom zaklade?

B0004 Kto administruje predmetnu technoldgiu a komparatory a v akom kontexte je starostlivost
poskytovana?

B0008 Aké prostredie je potrebné na pouZzitie predmetnej technoldgie a komparatorov?

Socialno-pac

ientske aspekty technoldgie

H0100

Aké ocakavania a priania maju pacienti v sivislosti s predmetnou technoldgiou a ¢o oakavaju, Ze od
technoldgie ziskaju?

D0017 Je poutzitie predmetnej technoldgie hodnotné z pacientskeho pohladu?

H0201 Existuju skupiny pacientov, ktori v predmetnej indikacii v si¢asnosti nemaju dobry pristup k
dostupnym terapiam?

D0014 Aky je vplyv technolégie na schopnost pacienta pracovat?

D0016 Ako pouZzivanie predmetnej technoldgie vplyva na aktivity denného Zivota?

H0203 Aké konkrétne informacie je potencialne potrebné komunikovat pacientom, aby sa zlepsila
adherencia?

C0005 Ktorym skupindm pacientov ma predmetna technoldgie potencial spdsobit ujmu na zdravi?

F0005 PouZiva sa technoldgia pre jednotlivcov, ktori s obzvlast zranitelni?

Pravne aspekty

10002 Aké st pravne poziadavky na poskytovanie vhodnych informacii pacientovi a ako by to malo byt
adresované pri implementacii predmetnej technoldgie?

10034 Kto méZe udelit sihlas za neplnoleté osoby a osoby nespésobilé na rozhodovanie?

10008 Co vyZzaduju zékony / zavidzné pravidla v sdvislosti s informovanim pribuznych o vysledkoch?

Nebolo dévo
poziadavky

dné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoZe bolo zistené, 7e Ziadost nespliiia legislativne
stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o

podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

7.1. Eticka
N/A
7.1.1. Analy

N/A

analyza

zy prinosu a straty na zdravi (FO011, F0104)

7.1.2. Profesionalne hodnoty (F0007)
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N/A

7.1.3. Rovnost (F0012, H0012)

N/A

7.2. Organizaéné aspekty
7.2.1. Proces poskytovania zdravotnej starostlivosti (G0001, D0023, B0004, BO00S8;)

N/A

7.2.2. Rozhodovanie o sposobilosti na liecbu (G0009)

N/A

7.3. Socialno-pacientske aspekty

N/A

7.3.1. Pacientske ocakavania a usudok o hodnote technolégie (H0100, D0017)

N/A

7.3.2. Rovnost v pristupe (H0201)

N/A

7.3.3. Vplyv technolégie na pracu a kazdodenny Zivot (D0014, D0016)

N/A

7.3.4. Komunikacia doktor-pacient (H0203)

N/A

7.3.5. Zranitelné pacientske skupiny (C0005, FO005)

N/A

7.4. Pravne aspekty

N/A

7.4.1. Informacie pacientom (10002)

N/A

7.4.2. Komunikacia s pribuznymi (10008)

N/A
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Autori
Autori: Mgr. Adam Bacik
Interna kontrola: MUDr. Matej Palencar, Daniel Kozak M.Sc.

Korespondencia
Narodny institat pre hodnotu a technoldgie v zdravotnictve
Zamocké schody 2/A, 811 01, Bratislava

kancelaria@niho.sk

Toto hodnotenie ma byt citované nasledovne

Bacik A.; Kozak D.; Palencar M.: Liecivo ivakaftor, tezakaftor a elexakaftor (Kaftrio) v kombinécii s ivakaftorom (Kalydeco),
na lie¢bu pacientov s cystickou fibrézou (CF), ktori maji minimalne jednu mutaciu F508del na géne pre transmembranovy
regulator vodivosti pri CF. Hodnotenie pre Kategorizaén( komisiu Cislo 38; 2023; Bratislava: NIHO.

Konflikt zaujmov

VSetci autori, ktori sa podielali na tvorbe tohto hodnotenia, vyhlasili, Ze nemaju Ziadny konflikt zaujmov vo vztahu
k predmetnej technolégii vsulade formuldrom konfliktu zaujmov od EUnetHTA (https://www.eunethta.eu/wp-
content/uploads/2019/11/Declaration-of-Interest-DOI-Form.pdf?x37933). To napriklad znadi, Ze na chod svojej instittcie
nepoberaji finan¢né prispevky na Grovni 40% a viac zo zdrojov farmaceutickych firiem, ktoré by ich mohli dat do konfliktu
zaujmov k predmetnému hodnoteniu. Konflikty zaujmov klinickych odbornikov a zastupcov pacientskych zdruZeni boli
vyhodnotené na zaklade odpovedi vo formulari a s pomenované v Apendixe.

Vyhlasenie

Osoby uvedené v ¢asti Podpora nie st spoluautormi hodnotenia a nemusia vsetci sthlasit s jeho obsahom. NIHO je
zodpovedny za chyby, ktoré mohli v hodnoteni nastat. Za kone¢nu verziu a odporicanie plne zodpoveda NIHO.

Pri tvorbe obsahu a/alebo Struktdry tohto hodnotenia bol pouZity HTA Core Model®, vyvinuty v rdmci EUnetHTA
(www.eunethta.eu). Bola pouZita nasledujica verzia modelu: [3.0]. PouZivanie Core Modelu nezaruluje presnost, Gplnost,
kvalitu alebo uZito¢nost akychkolvek informacii alebo sluZieb vytvorenych alebo poskytovanych pouZitim modelu.

Zadanie hodnotenia prebehlo na zéklade zakonnych povinnosti NIHO vyplyvajucich zo zakona 358/2021 Z.z.
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8. Zdroje

N/A
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9. Apendix

Nebolo dévodné pokracovat v tejto ¢asti hodnotenia, pretoze bolo zistené, Ze Ziadost nespliia legislativne
poziadavky stanovené vyhlaskou 422/2011 Z.z. Ministerstva zdravotnictva Slovenskej republiky o
podrobnostiach farmako-ekonomického rozboru lieku. DR ani po vyzvani v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9
zakona €. 363/2011 Z. z. nezrovnalosti neodstranil.

9.1. Vstupy odbornych organizacii bez konflitku zaujmov

N/A

9.2. Vstupy odbornych organizacii a odbornikov s konfliktom zaujmov

N/A

9.3. Vstupy pacientskych organizacii bez konfliktu zaujmov

N/A

9.4. Vstupy pacientskych organizacii s konfliktom zaujmov

N/A
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S DR sme v procese hodnotenia lieciva Kaftrio a Kalydeco v predmetnej indikacii komunikovali prostrednictvom 1
vyzvy. Priebeh komunikacie je popisany v tabulkach nizsie. Kompletné dokumenty vyziev a odpovedi je mozné

9.5. Komunikacia s drzitelom registracie

poskytnUt G¢astnikom konania a relevantnym poradnym organom na vyZiadanie.

Vyzva Cislo 1 v zmysle ustanovenia § 75 ods. 9 zdkona €. 363/2011 Z. z.

PoZadované doplnenia
Datum poslania vyzvy: 21.02.2023

Odpoved DR
Datum odpovede: 22.3.2023

Vyhodnotenie odpovede DR

Doplnit farmako-ekonomicky
model s rychlej$im prepoctom
vysledku. Je potrebné, aby
rychlost prepoc¢tu umoznovala
jeho detailnd kontrolu.

DR pozadovanu zmenu do modelu
nezapracoval.

Odpoved neakceptujeme.

Vo farmako-ekonomickom modeli
a rozbore opravit diskontnd
sadzbu na prinosy z vysky 3,5%

na vysku 5%

DR pozadovan( zmenu do modelu
nezapracoval.

Odpoved neakceptujeme.

Vo farmako-ekonomickom modeli
arozbore neaplikovat vazenie
vysledku ICUR s ohladom na
komparator

DR pozadovand zmenu do modelu
nezapracoval.

Odpoved neakceptujeme.

Vo farmako-ekonomickom modeli
a rozbore zahrn(t naklady na
manaZment ochorenia v obdobi,
ked pacienti na intervencii
prezivaju dlhsie.

DR pozadovant zmenu do modelu
nezapracoval.

Odpoved neakceptujeme.

Vo farmako-ekonomickom modeli
a rozbore pouzit Ghrady za lieky
zahfniajice marze a DPH.

DR pozadovan( zmenu do modelu
nezapracoval.

Odpoved neakceptujeme.

Doplnit zdroj, na zaklade ktorého
st vo farmako-ekonomickom
modeli a rozbore predpokladané
Casy do skoncenia patentovej
ochrany intervencie a aj jedného z
komparatorov. Je tiez potrebné
od6vodnit zvolené vysky
poklesov Ghrady po prvom a
druhom roku od skoncenia
patentovej ochrany.

DR v modeli upravil vysku thrady po
vstupe generika v stlade

s legislativou, avSak

nepodloZil overitelné podklady o
odhadovanom ¢ase skoncenia
exkluzivity.

Odpoved neakceptujeme.

9.6. Validita klinickych studii

N/A
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