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SOUHRN K HODNOTICI ZPRAVE

sp. zn. SUKLS251412/2023, datum: 9. 2. 2024

Hodnoceny pfipravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Pripravek ELFABRIO (obsahujici 1éCivou latku pegunigalsidaza alfa) je urcéen k enzymatické substitucni lécbé
Fabryho choroby u dospélych pacientd.

Fabryho choroba (FD) je vzacné dédi¢né progresivni onemocnéni zplisobené mutaci genu pro enzym (alfa
galaktosidazu A)spojené s akumulaci glykosfingolipidl v lyzozomech bunék mnoha organovych systém a jejich
poskozeni. Prognosticky nejzdvazinéjsi je zejména postizeni srdce, ledvin a CNS. Kvalita Zivota je vSak vyrazné
ovlivnéna rovnéz vyskytem perifernich neurologickych komplikaci, projevl koZnich a postizenim smyslovych
organ.

VyjadFeni Ustavu k hodnocenému piipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek (dale jen ,pripravek”) ELFABRIO s obsahem pegunigalsidazy alfa je urceny k lécbé FD u
dospélych pacientl. Jedna se o rekombinantni formu lidské galaktosidazy A pro enzymovou substituc¢ni lé¢bu
tohoto onemocnéni.

Na zékladé odborného hodnoceni dospél Ustav kzavéru, 7e klinickd data o Ucinnosti a bezpeénosti
pegunigalsidazy alfa u dospélych pacientl s FD prokazuji obdobnou Gcinnost a bezpeénost jakou ma soucasna
terapie agalsidazou alfa nebo agalsidazou beta.

S ohledem na zpUsob stanoveni Uhrady nebylo hodnoceni nakladové efektivity a dopadu na rozpocet
pozadovano.

Ustav proto vydava pozitivni zhodnoceni a navrhuje pfipravku ELFABRIO Ghradu v posuzované indikaci pfiznat.

Na zakladé jakych podkladd Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické aspekty i ekonomické aspekty zatazeni pFipravku ELFABRIO v posuzované indikaci do
Uhrad. Zohlednil odborné podklady z klinickych studii, které predlozila farmaceuticka spole¢nost uvadéjici
pfipravek na ¢esky trh. Dale vzal Ustav v potaz aktualni zahrani¢ni doporuéené postupy k terapii FD.

Co to znamena pro pacienty a |ékare?

Lécivému pripravku ELFABRIO bude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana uhrada, pokud Zadny z ucastnikd fizeni
(farmaceutickd spole¢nost nebo zdravotni pojistovny) nepredlozi zasadni novy dikaz, ktery by odborné
posouzeni zménil.
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Spravni fizeni
Spisova znacka: SUKLS251412/2023

Lécivy pripravek a Zadatel

Zadatel: Chiesi Farmaceutici S.p.A.
Zastupce: Chiesi CZ s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: pegunigalsidaza alfa
ATC: A16AB20
Lécivy pripravek:

Kéd SUKL Nazev lécivého pripravku Doplnék nazvu
0271706 ELFABRIO 2MG/ML INF CNC SOL 1X10ML

Drzitel rozhodnuti o registraci / vyrobce / dovozce: Chiesi Farmaceutici S.p.A

Posuzovana indikace

Dlouhodoba enzymaticka substituéni Ié¢ba pacientl s Fabryho chorobou, nedostatek alfa-galaktosidazy A.

Stanovisko k zZadosti

Klinické diikazy pro prikaz Gginnosti a bezpeénosti p¥ipravku ELFABRIO u dospélych pacient(l povaZuje Ustav za
dostatecné. V pozadované indikaci jsou jiz hrazeny z prostfedkd vefejného zdravotniho pojisténi pripravky
REPLAGAL a FABRAZYME, které jsou s posuzovanym pfipravkem ELFABRIO v zasadé terapeuticky zaménitelné.

Jelikoz Ustav nestanovuje pFipravku ELFABRIO vy$$i thradu ani méné omezujici podminky tGhrady oproti
terapeuticky zaménitelnym pripravkim REPLAGAL a FABRAZYME, neni hodnoceni nakladové efektivity ani
dopadu na rozpocet vyZzadovano.

Zarazeni do skupiny v zasadé terapeutickych LP

LécCivy pripravek ELFABRIO byl spolecné s jiz hrazenymi pripravky REPLAGAL (agalsidaza alfa) a FABRAZYME
(agalzidaza beta) zarazeny do referenéni skupiny ¢. 11/1 - enzymy k dlouhodobé substitucni terapii dédi¢nych
poruch lipidového metabolismu.

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

Maximalni cena

Maximalni cena je stanovena nasledovné:
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) Maximalni
Kéd Navrh Stzjmowsko cena pro
SUKL Nazev Doplnék nazvu Zadatele: Ustavu: konecného
MC (K¢) MC (K&) spotFevbiteIe
(K€)
0271706 | ELFABRIO | 2MG/ML INF CNC SOL 1X10ML | 80 000,00 61 543,18 71 267,89
Obvykla denni terapeuticka davka (ODTD)
5,3571 mg/den
Uhrada ze zdravotniho poji$téni
Uhrada z prosttedk vefejného zdravotniho pojisténi je stanovena trvald nasledovné:
N3 Navrh Zadatele: Stanovisko Uhrada pro
azev -
Kéd e L. jadrova dhrada | Ustavu: jddrova | konecného
. lécivého Doplnék nazvu L . ; . .
SUKL . / baleni (K¢) uhrada / baleni | spotiebitele
pripravku N P
(KE) / baleni (Kg)
0271706 | ELFABRIO | 2MG/ML INF CNC SOL 31 451,59 31812,14 36479,42
1X10ML

Zakladni Uhrada se odviji od zdkladni uhrady fixované v ramci hloubkové revize systému Uhrad referencni
skupiny €. 11/1 - enzymy k dlouhodobé substituéni terapii dédi¢nych poruch lipidového metabolismu. Uhrada

za baleni je ndsledné ponizena na navrh Zadatele.

Podminky uhrady

Podminky Uhrady jsou stanoveny nasledovné:
S

P: Pegunigalsidaza alfa je hrazena k 1écbé potvrzené diagndzy Fabryho nemoci u dospélych pacientd.
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