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SOUHRN K HODNOTICI ZPRAVE

sp. zn. SUKLS304500/2023, datum: 15. 4. 2024

Hodnoceny pfipravek a pro jaké pouziti byl hodnocen

Pripravek OPFOLDA (obsahujici léCivou latku miglustat) je ureny k soubéZznému podani s LP POMBILITY (LL
cipaglukosidaza alfa) pro 1é¢bu pozdni formy Pompeho nemoci (PD). Miglustat stabilizuje aktivni formu enzymu
a minimalizuje ztratu aktivity enzymu v krevnim obéhu.

Pompeho choroba (PD) je velmi vzacné dédicné onemocnéni. Pfi¢inou je mutace genu pro enzym (kysela alfa
glukosidaza), ktery rozklada glykogen. Pokud je tento enzym v lidském organismu deficitni, nebo je jeho aktivita
snizend, dochazi ke kumulaci lysozomdalniho glykogenu v mnoha tkanich. Adultni forma Pompeho choroby je
pomalu progredujici, s Sirokou Skalou priznakd, které se objevuji kdykoli od 1 roku véku az do 6. dekady. V
klinickém obraze dominuje progredujici slabost proximalnich svalli koncetin s dominantnim postizenim dolnich
koncetin a respirani obtiZe, které vedou k invalidité a zavislosti na ventilatoru.

Vyjadreni Ustavu k hodnocenému pfipravku v dané indikaci

Lécivy pripravek (ddle jen ,pfipravek”) OPFOLDA v registracni studii podany spolu s LP POMBILITI prokazaly
zlepseni motorickych a respirac¢nich funkci u pacientll s pozdni formou PD. Na zédkladé odborného hodnoceni
dospél Ustav k zavéru, ze LP POMBILITI podany spolu s LP OPFOLDA mUze rozsiFit Ié¢ebné moznosti u dospélych
pacientl s pozdni formou PD, které jsou v soucasné dobé omezeny jen na ERT pomoci rekombinantnich enzymu
avalglukosidaza alfa (NEXVIADYME) a alglukosidazou alfa (MYOZYME). Na zakladé dostupnych podkladi
povazuje Ustav klinicky pfinos LP POMBILITI spolu s LP OPFOLDA oproti LP MYOZYME a LP NEXVIADYME v
hodnocené indikaci za nejméné srovnatelny.

V prabéhu spravniho ftizeni vsak nebylo prokdzano, Ze lécba pripravkem OPFOLDA v kombinaci
s cipaglukosidazou alfa je obdobné ndkladna ve srovnani s dostupnou hrazenou lécbou alglukosidazou alfa a
avalglukosidazou alfa. Proto Ustav piipravek nemohl posoudit jako nakladové efektivni Ié¢bu. Ustavu nejsou
znamy skutecnosti, které by vedly k neakceptovatelnému finanénimu dopadu na prostfedky verejného
zdravotniho pojisténi.

Ustav proto s ohledem na neprokazani nakladové efektivity vydava negativni zhodnoceni a navrhuje Ghradu
nepriznat.

Na zakladé jakych podklad( Ustav uvedené stanovisko vydava

Ustav posoudil klinické i ekonomické aspekty zafazeni ptipravku OPFOLDA do systému Ghrad. Zohlednil odborné
podklady z klinickych studii a farmakoekonomické analyzy ndkladové efektivity a dopadu na rozpocet, které
predlozila farmaceuticka spolecnost uvadéjici ptipravek na cesky trh.
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Co to znamend pro pacienty a |ékare?

Léc¢ivému pripravku OPFOLDA nebude v dalsi fazi spravniho fizeni pfiznana uhrada a |éCivy pfipravek nebude z
prostredk(l vefejného zdravotniho pojisténi standardné hrazen, pokud Zadny z Géastnikd fizeni (farmaceuticka
spoleénost nebo zdravotni pojistovny) nepredloZi zasadni novy dlikaz, ktery by odborné posouzeni zménil.

Spravni fizeni

Spisova znacka: SUKLS304500/2023

Lécivy pfipravek a zadatel

Zadatel: Amicus Therapeutics Europe Limited
Zastupce: Value Outcomes s.r.o.

Léciva latka a cesta podani: miglustat, peroralni podani
ATC: A16AX06
Lécivy pripravek: OPFOLDA 65MG CPS DUR 4
OPFOLDA 65MG CPS DUR 24
Drzitel rozhodnuti o registraci: Amicus Therapeutics Europe Limited, Dublin, Irsko

Posuzovana indikace

Dlouhodobd enzymova substitu¢ni terapie pozdni formy Pompeho nemoci u dospélych pacientd.

Stanovisko k Zadosti

Klinické ddkazy pro prikaz ucinnosti a bezpecnosti pripravku OPFOLDA, poddvaného spolu s pripravkem
POMBILITI s obsahem cipaglukosidazy alfa u dospélych pacienttl s pozdni formou PD, povazuje Ustav za
dostatecné. V pozadované indikaci jsou jiz hrazeny z prostfedk(l vefejného zdravotniho pojisténi LP MYOZYME
a LP NEXVIADYME. Ustav na zékladé dostupnych podkladd povaZuje klinicky pFinos posuzovaného pfipravku
(podaného spolu s LP POMBILITI) oproti LP MYOZYME a LP NEXVIADYME v hodnocené indikaci za nejméné
srovnatelny.

Ustav nenalezl v predlozenych farmakoekonomickych analyzach zasadni nedostatky znemoZfiujici vyhodnoceni.
Lécivy pripravek OPFOLDA nelze povaZovat za nakladové efektivni intervenci, nebot naklady na hodnocenou
intervenci prevysuji naklady na komparatory.

Analyza dopadu na rozpocet IécCivého pripravku OPFOLDA odhaduje 2 aZ 8 léCenych pacientl ro¢né a ukazuje
vysledek ve vysi 4,7 az 17,0 milion( K¢ v prvnich péti letech. S ohledem na shromazdéné duikazy Ize dopad na
rozpocet povaZovat za akceptovatelny.

Ustavu nebyly predlozeny smlouvy uzaviené mezi drziteli rozhodnuti o registraci a zdravotnimi pojistovnami
zajistujici limitaci naklada.
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Zarazeni do skupiny v zasadé terapeuticky zaménitelnych LP

Lécivy pfipravek byl posouzen jako nezaménitelny s Zddnou referenéni skupinou.

K lé¢ivému pripravku nebyla identifikovana zddnd srovnatelné Gc¢innd a nakladové efektivni terapie.

Maximalni cena

Maximalni cena neni stanovena.

Obvykla denni terapeutickd davka (ODTD)

18,5714 mg/den.

Uhrada ze zdravotniho poji§téni

Uhrada z prosttedk vefejného zdravotniho pojisténi neni stanovena.

Podminky uhrady

Uhrada nepfiznéna.
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