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https://niho.sk/publikovane-projekty/

Aky liek sme hodnotili

Hodnotili sme liek Alyftrek, ktory obsahuje lieciva deutivakaftor, tezakaftor a vanzakaftor. Liek sa
pouZiva na lieCbu cystickej fibrézy u pacientov vo veku od Sest rokov. Cysticka fibréza je dedicné
ochorenie, ktoré ma zavazny vplyv na plica, traviaci systém a dalSie organy. Cysticku fibrézu mozu
sposobovat rozne zmeny (mutacie) v géne, ktory obsahuje pokyny na tvorbu proteinu nazyvaného
transmembranovy regulator vodivosti pri cystickej fibroze (CFTR). Mutacie v géne CFTR su
zoskupené do piatich réznych tried (trieda | az V) na zaklade problémov, ktoré spdsobuju pri tvorbe
proteinu CFTR. Liek Alyftrek je v Eurdpskej Unii povoleny na lieCbu pacientov, ktorych cysticka
fibroza je sposobena aspon jednou mutaciou, ktora nie je mutaciou triedy |. Mutacie triedy | st
mutacie, ktorych vysledkom je, Ze sa nevytvara protein CFTR.

Preco sme liek hodnotili

Zo zdravotného poistenia sa Standardne platia lieky, ktoré su kategorizované. O kategorizacii
rozhoduje ministerstvo zdravotnictva na zaklade Ziadosti farmaceutickej spoloc¢nosti (drzitela
registracie lieku). Podmienky kategorizacie su urcené zakonom. Medzi tieto podmienky patri
ucinnost a bezpeclnost lieku, prinos lieku pri zniZovani chorobnosti a Umrtnosti, odporicané
postupy pri lieCbe, naklady na liek, aj porovnanie prinosov a nakladov lieku s inymi moZnostami
lieCby, ktora sa na Slovensku pouZziva a plati zo zdravotného poistenia.

Pri kategorizacii lieku ministerstvo urci aj to, pre akych pacientov (pri akych indikaciach) bude liek
hradeny. MoZe sa stat, Ze liek je v Eurdpskej Unii povoleny pre viacero skupin pacientov ana
Slovensku je hradeny iba niektorym znich. Stava sa to vpripade, ak liek spifia podmienky
kategorizacie iba pri urcitych skupinach pacientov.

Nasou tlohou bolo vyhodnotit, ¢i liek Alyftrek spiiia podmienky kategorizacie pri pou7iti lieku pre
pacientov strasich ako Sest rokov, ktorych cysticka fibréza je sp6sobena aspon jednou mutéciou,
ktora nie je mutdciou triedy I.

Ako sme liek hodnotili

Vychadzali sme z Gdajov od farmaceutickej spoloc¢nosti, odporicanych postupov pri liecbe
cystickej fibrézy, informacii od slovenskych odbornikov - Specialistov na liecbu tohto ochorenia, aj
zinformacii poskytnutych pacientskou organizaciou. Zistili sme, Ze pacienti, ktorych cysticka
fibroza je sposobena aspori jednou mutaciou, ktora nie je mutaciou triedy I., si na Slovensku
Standardne lie¢eni dvomi spésobmi:

e Kombinaciou liekov Kalftrio a Kalydeco su lieCeni pacienti, ktori maji v géne CFTR aspori jednu
mutaciu, ktora sa nazyva F508del. Ide o najcastejSiu geneticki mutaciu, ktora sposobuje
cysticku fibrézu.

e Ostatni pacienti, ktori tak(ito mutaciu nemaju, dostavaju najlepsSiu podpornd lie¢bu. Podporna
liecba nelieci samotné ochorenie, ale pomaha zvladat jeho priznaky. V pripade cystickej fibrozy



ide najma o kombinaciu lieCby plicnych komplikacii, komplikacii v oblasti traviaceho traktu,
podporu vyZivy a zvladanie infekcii.

Prinosy a naklady lieku Alyftrek sa musia porovnat s oboma Standardnymi moZnostami lieCby.
Takato Standardna liecba, s ktorou sa novy liek porovnava, sa v naSom hodnoteni nazyva
komparator.

Porovnanie lieku s inymi moznostami lieCby musi byt zaloZené na dékazoch. Na zaklade dékazov
od farmaceutickej spolo¢nosti sme mohli porovnat prinosy a naklady lieku Alyftrek voci kombindacii
liekov Kalftrio a Kalydeco. Prinosy a naklady voci najlepsej podpornej liecbe sme ale porovnat
nemohli. Farmaceutickud spolo¢nost sme preto poziadali o doloZenie chybajtcich dokazov. Dokazy,
ktoré sme ziadali, ndm farmaceuticka spoloc¢nost nedoloZila. Bez tychto dokazov nebolo mozné
vyhodnotit, aké st prinosy a naklady lieku Alyftrek voci najlepsej podpornej liecbe.

K akému zaveru sme dospeli

Ministerstvu sme odporucali liek kategorizovat pre pacientov s cystickou fibrézou vo veku od Sest
rokov, ktori maju na géne CFTR aspon jednu mutaciu, ktora sa nazyva F508del, ak farmaceuticka
spolocnost zniZi navrhovand cenu lieku. Zistili sme, Ze liek Alyftrek ma u tychto pacientov podobny
prinos ako liecba liekmi Kalftrio a Kalydeco. Cena navrhovana farmaceutickou spolo¢nostou
nezodpovedala tomuto prinosu. To, aka moZe byt cena lieku na zaklade jeho prinosu, urcuje zakon
a vyhlaska ministerstva zdravotnictva.

Vo vztahu k ostatnym pacientom liek Alyftrek podla nas nespliia podmienky kategorizacie dané
zakonom. Farmaceuticka spolo¢nost nedolozZila dokazy potrebné na porovnanie lieku s najlepSou
podpornou lieCbou, ktora sa na Slovensku Standardne pouZiva a plati zo zdravotného poistenia. Aj
slovenski odbornici nam potvrdili, Ze Standardnou lieCbou tychto pacientov je najlepsSia podporna
liecba.

Ako sme vyuzili pacientsky vstup

Do kaZdého nasho hodnotenia sa moZe zapojit pacientska organizacia, ktora zastupuje pacientov
sdanym ochorenim. Zapojenie sa uskutoCfuje zaslanim vyplneného dotaznika - vstupu
pacientskej organizacie. Do hodnotenia lieku Alyftrek sa zapojila pacientska organizacia Slovenska
Asociacia Cystickej Fibrozy. Upozornila nas na obrovsku zataz ochorenia, ktoré zasadne meni Zivot
rodiny uz od prvych priznakov. Zdoraznila, Ze liek by mal zasadny vyznam najma pre pacientov
lieCenych najlepSou podpornou liecbou. Pacienti aich rodiny od lieku Alyftrek ocakavajd
predovietkym stabilizaciu ochorenia, spomalenie alebo zastavenie progresie plicneho
poskodenia, zniZenie poctu stavov nahleho zhorSenia ochorenia, menej antibiotickej liecby a
hospitalizacii, zlepSenie vyZivy a hmotnosti, fyzickej vykonnosti a kvality Zivota. Prednostou lieku je
aj jeho uZivanie iba raz denne. Vyplneny dotaznik so vSetkymi odpovedami sme zapracovali do
hodnotenia. Ministerstvo ma nase hodnotenie k dispozicii améZe pohlad pacientov zvaZit.
Perspektiva pacientov je dolezita. Nie je vSak kritériom kategorizacie podla zakona. Nenahradza
ddkazy o vysledkoch lieku, ktoré musi predloZzit farmaceuticka spolo¢nost.



https://niho.sk/participacia/

Aky je dalsi postup

Farmaceuticka spolo¢nost méze poslat svoje pripomienky voli nasmu hodnoteniu. Tieto
pripomienky preskimame a vypracujeme k nim naSe stanovisko. Potom zasadne kategorizacna
komisia, zloZena zo zastupcov lekarov, pacientov, zdravotnych poistovni a ministerstva. Jednym z
Clenov komisie je aj zastupca NIHO, ktory ale nema hlasovacie pravo. Komisia ministerstvu
odporuci, ako ma o lieku rozhodnut. Konec¢né rozhodnutie je na ministerstve.

Rozhodnutie ministerstva bude zverejnené na kategorizaCnom portali v konani o lieku Alyftrek:
https://kategorizacia.mzsr.sk/Lieky/Common/Details/39348

Kde su dostupné dalsie informacie

e 0Odborné hodnotenie lieku Alyftrek NIHO: https://niho.sk/publikovane-projekty/

e Prehlad o lieku Alyftrek na webe Eurdpskej agentury pre lieky (EMA):
https://www.ema.europa.eu/sk/documents/overview/alyftrek-epar-medicine-

overview sk.pdf

e DalSie informacie o lieku Alyftrek:
https://www.sukl.sk/alyftrek-50-mg-20-mg-4-mg-filmom-obalene-tablety-0610f

Aké pravne predpisy upravuju nas postup

e Zakon &. 363/2011 Z. z. o rozsahu a podmienkach Ghrady liekov, zdravotnickych pomdcok a
dietetickych potravin na zaklade verejného zdravotného poistenia a o zmene a doplneni
niektorych zakonov (kritéria kategorizacie st uvedenév § 7 a § 90)

e Zakon ¢. 358/2021 Z. z. o Narodnom intitdte pre hodnotu a technolégie v zdravotnictve a o
zmene a doplneni niektorych zakonov

e Vyhlaska Ministerstva zdravotnictva SR €. 298/2022 Z. z., ktorou sa ustanovujl podrobnosti
vypoctu prislusného nasobku hrubého domaceho produktu pre stanovenie prahovej hodnoty
posudzovaného lieku

e Vyhlaska Ministerstva zdravotnictva SR €. 422/2011 Z. z. o podrobnostiach farmako-
ekonomického rozboru lieku
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