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SOUHRN K 1. HODNOTICI ZPRAVE

sp. zn. SUKLS82535/2020, 1.9.2020

Hodnoceny pfipravek a pro jaké poutziti byl hodnocen

Pripravek KANUMA (obsahuijici 1éCivou latku sebelipasum alfa) je urceny k enzymatické substitucni 1é¢bé (ERT)
u pacientll vsech vékovych skupin s deficitem lysozomalni kyselé lipazy (LAL).

Vyjadieni Ustavu k hodnocenému pfipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek KANUMA predstavuje pfidanou hodnotu v plném rozsahu schvalené registrace pacientl vsech
vékovych skupin s LAL oproti dostupné terapii, kterou je v soucasnosti podptlirna Iécba. Pfipravek ma potencial
normalizovat stav pacienta, sniZit rozvoj klinicky vyznamnych symptomd onemocnéni a u populace pacientd
s éasnym projevem onemocnéni (Wolmanova choroba) prodlouzit celkovou délku Zivota.

Pripravek KANUMA je vyznamné nakladnéjsi nez dostupna hrazena standardni |éCba, kterou je podpUrna lécba.
Zadatelem predloZena analyza nakladové efektivity nesplfiuje minimalni pozadavky na kvalitu a nakladovou
efektivitu tak nelze vyhodnotit, a tedy lécivy pripravek KANUMA nelze povaZovat za nakladové efektivni
intervenci. Zarazeni pripravku KANUMA do systému Uhrad predstavuje potencidlné vysoky finan¢ni dopad na
prostfedky verejného zdravotniho pojisténi v kontextu daného onemocnéni, coz neni v souladu s verejnym
zajmem na zachovani stability systému verejného zdravotniho pojisténi.

Ustav proto vydava negativni zhodnoceni a navrhuje Ghradu nepfiznat.

Na zakladé jakych podklad( Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické i ekonomické aspekty zafazeni piipravku KANUMA do systému Ghrad. Zohlednil odborné
podklady z klinickych studii a farmakoekonomické analyzy ndkladové efektivity a dopadu na rozpocet, které
predloZila farmaceutickd spole¢nost uvadéjici piipravek na cesky trh. Dale vzal Ustav v potaz aktudlni
doporucené postupy k terapii LAL.

Co to znamena pro pacienty a lékare?

Lécivému pripravku KANUMA nebude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana thrada a lécivy pripravek nebude z
prostfedk(l verejného zdravotniho pojisténi standardné hrazen, pokud zadny z ucastnikd fizeni (farmaceuticka
spolecnost nebo zdravotni pojistovny) nepredloZi zasadni novy dikaz, ktery by odborné posouzeni zménil.
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Spravni fizeni
Spisova znacka: SUKLS82535/2020

YA

Lécivy pripravek/ potravina pro zvlastni Iékarské ucely a Zadatel

Zadatel: Alexion Europe SAS
Zastupce: Swixx Biopharma s.r.o.
Léciva latka a cesta podani: sebelipasum alfa; intravendzni podani

ATC: A16AB14
Lécivy pripravek: KANUMA 2MG/ML INF CNC SOL 1X10ML
Drzitel rozhodnuti o registraci: Alexion Europe SAS; 103-105 rue Anatole France, 92300 Levallois-Perret, Francie

Posuzovana indikace

Lécba pacientl vsech vékovych skupin s deficitem lysozomalini kyselé lipazy.

Stanovisko k zadosti

Ustav neshledal zasadni limitace predloZenych klinickych podkladd a klinicky p¥inos (ve smyslu normalizace
stavu pacienta a/nebo rozvoje klinicky vyznamnych symptomid onemocnéni a u populace pacientl s cashnym
projevem onemocnéni (Wolmanova choroba)ve smyslu prodlouzeni celkové délky Zivota) povaZuje za
prokazany.

Zadatelem predloiena analyza nakladové efektivity nesplfiuje minimalni pozadavky na kvalitu a nakladovou
efektivitu tak nelze vyhodnotit, 1éCivy pfipravek KANUMA tedy nelze povazovat za nakladové efektivni
intervenci. Samostatna analyza dopadu na rozpocet léCivého pripravku KANUMA pro pacienty s vrozenou
deficienci lyzosomalni kyselé lipazy (LAL-D) s ¢asnym nastupem a rychlou progresi onemocnéni (Wolman
disease) nebyla predlozena. Ustav tedy nemohl vysi dopadu na rozpocet vyhodnotit. Analyza dopadu na
rozpocet lécCivého pripravku KANUMA ve srovnani s podplrnou péci u pacientl s deficitem lyzosomalni kyselé
lipazy (LAL-D) s pozdnim rozvojem klinickych ptiznakl odhaduje 10 az 14 lécenych pacientll a ukazuje vysledek
ve vysSi 163 az 221 miliond K¢ v prvnich péti letech. Vysledny dopad na rozpocet je s ohledem na dosavadni
rozhodovaci praxi Ustavu vysoky.

Ustavu nebyla predloZena informace, ze tcastnici fizeni uzavieli ujednani o limitaci nakladg.

Zafazeni do skupiny v zasadé terapeutickych LP nebo PZLU

Lécivy ptipravek byl posouzen jako nezaménitelny s Zadnou referen¢ni skupinou.

K lé¢ivému pripravku nebyla identifikovana zadna srovnatelné uc¢inna a nakladové efektivni terapie.

Maximalni cena

Stanoveni maximalni ceny neni pfedmétem posouzeni v tomto spravnim fizeni, sp. zn. SUKLS82535/2020.

Maximalni cena byla stanovena ve spravnim fizeni vedeném na zakladé zadosti VZP o stanoveni maximalni ceny
|éCivého pFipravku, sp. zn.: SUKLS22338/2020 ve vysi 151 607,12 K¢.
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Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)
5,0000 mg/den

Uhrada ze zdravotniho pojisténi

Uhrada z prosttedk( vefejného zdravotniho pojisténi neni stanovena.

Podminky Uhrady

Uhrada nepfizndna
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