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' Ritka betegségek kezelésére szolgald
T@ E@ un. arva gyogyszerek meghatarozasa

* A Ritka betegség meghatirozasa az Europai Bizottsag szerint:
az elofordulasi gyakorisag (prevalencia) nem tobb, mint

5 eset/10.000 lakos.

* Kezelésiikre szolgalo gyogyszerkészitmenyek az un. drva
gyogyszerek (AGy-¢k) (,,orphan drug”-ok, OD-o0k)

 Megkiilonboztetett az an. ,,ultra-orphan drug” kategoria: az
1/50.000 fonél kisebb prevalenciaju, rendkiviil ritka betegségek
terapias lehetoseégét képezo készitmények, mint pl.:




v Ritka betegségek kezelésére szolgald
Y@ E@ un. arva gyogyszerek jellemzoi

« Mas innovativ gyogyszerekhez képest eltéro feltételekkel
(klinikai vizsgalatokban érthetéen kevesebb betegszam, stb.),
gyakran kevésbé eros bizonyitékokkal, evidenciakkal igazoltan
keriilnek torzskonyvezésre ill. taimogatas-befogadasra

* Koltségvonzatuk dltalinossdgban nagysdgrendekkel meghaladja
egyeb betegségek terdpidjdra szolgalo készitményekét:
we 1uto reranias Wisew (q Terania axtualls nosszard
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Az arva gyogyszerek finanszirozasanak forrasa:

g
Y@ E@ Az Egészségbiztositasi Alap

* A magyar tarsadalombiztositasi tamogatasrendszer egyik
divizioja

 Magyarorszag éves koltségvetésérol szolo torvéenyben
meghatarozott koltségveteési kerettel bir

* Létrehozo, meghatarozo szervek: az egészségiigyert (Emberi
Eroéforrasok Minisztériuma - EMMI), valamint az
allamhaztartasért és koltségvetési politikaért felelos
minisztérium (Nemzetgazdasagi Minisztérium - NGM)
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Az Egészségbiztositasi Alap 2011-ben

m tarozo, befolyasolo szercp
Osszesen:
~1 461 milliard Ft

: ipolds\ ~4 mrd Ft  jltala anszirozott}tétel{”:‘
Gondozéintézeti gon ~5 mrd Ft

~6 mrd Ft
~21 mrd Ft
~23 mrd Ft

~4 mrd Ft

fanyossag ~6 mrd Ft

~10 mrd Ft
~23 mrd Ft

Osszevont (jaro-, fekvob ) szakellatas ~561 mrd Ft

~770 milliard Kt



- Az arva gyogyszerek finanszirozasanak modjai

T A ritka betegséggel élok gyogyszerellatasa
@E@ Magyarorszagon

« Magyarorszagon hozzavetélegesen 14 drva gydgyszer kiilonb6z6
hataserossége és Kiszerelése részesiilt tarsadalombiztositasi
tamogatasban 2011-ben

* Tobb, mint 23 orphan termék tamogatott
* A készitmények legnagyobb része teljes mértékben (100%) tamogatott:
» Intézményi felhasznalas keretében
» Kiemelt, indikaciohoz kotott tamogatasi kategoriaban vény
alapon: az indikacios teriiletekre és a felirasra jogosultak korére
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RS Felvetodo problémak
| IGER P

* Az egyedi méltinyossag

» Nem a tdrsadalombiztositdsi tdmogatdsi rendszer egy eleme; mint
példaul fekvobeteg-ellatas keretében vagy jarobetegek szamara
finanszirozott tamogatasi kategoriak, hanem egy kiilonallo,
’rendhagyo’ tamogatasi mod

» Biirokratikus eljarasrend: kérelmezés, dontéshozatal,
monitorozas és ellenorzés merev jogszabalyi feltételrendszer
alapjan torténik, orvos-szakmai szempontok érvényesiilése
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T@E@ Torekvések

 Megfelelo finanszirozasi keret kialakitasa:

A finanszirozas ott torténjen, ahol a felhasznalas—> Korrekt
elszamolas, dtldthatosdg, tervezhetoség

« Eljarasok egyszeriisitése:

A Kkezelt betegek adatainak kezel6orvos altal torténé rogzitése >
kovetheto a kortorténet, a betegség lefolyasa; rogzithetoek az
esetleges mellékhatasok és tarsbetegségek

Adminisztrativ terhek redukdldsa, egyszerisités, hogy a nagy értékii
mmabmmmmmw




oy Hunter-szindréma
Y@E@ Mukopoliszacharidézis I1.(MPS-I11.)

« Genetikal betegség, melyet enzimhiany vagy elégtelen mikodés
okoz, melynek feladata a koztestermék /glikozaminoglikanok
(GAG)/ lebontasa

« A koztestermék fokozatosan felhalmozédik a sejtekben, ami
szervmegnagyobbodashoz, szoveti karosodashoz ¢és a
szervrendszerek miikodési zavarahoz vezet

» Elofordulasi gyakorisag (prevalencia):
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Y Hunter-szindréma kezelése: Elaprase

European Medicines

Agency - EMA) értékelési beszamoloja:

» Indikaciéo: Hunter-kér (Mucopolysaccharidosis 11, MPS-I1I)
hosszu tavu kezelése

 Un. ,kivételes forgalomba hozatali engedéllyel” rendelkezik:
alkalmazdsdra vonatkozoan — a betegség Fitka eloforduldsa miatt
— nem dll rendelkezésre teljes kori informdcio. Az Europai
Gyodgyszeriigynokség minden rendelkezésére bocsatott j
informaciot évente feliilvizsgal, és sziikség esetén modositja az
alkalmazasi eloirast.

° A betegség idegrendszeri megnyilvanuldsi formdjanak javuldsdra
nines klinikai adat!

A hatoanyag dtjutdsa a vér-agy gdton nem bizonyitoit!

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar Artamogatasi Féosztaly




-7 Elaprase kezelés eredményei 1.

(Megjegyzés: , romlo paraméterek)

Beteg neve 1. Beteg 2. Beteg 3. Beteg
Eletkor 11 éves 10 éves 19 éves
Terapia kezdete 2007. jal. 2008. febr. 2008. mare.

Terapia elott Jelenleg Terapia elott Jelenleg Terapia elott Jelenleg
Fizikai fejlodés norm. elmaradt norm. elmaradt norm. nincs adat
Kardioléeiai
g tZtr:sl;) . enyhe eltérések - korjelzo nincs _ sziv nagyobb jelenleg normalis
M34j nagysaga nagyobb norm. jelentésen nagyobb | mérsékelt megnagyobbodas norm. norm.
Lép nagysiga nagyobb norm. nagyobb norm. nagyobb norm.
Vizelet GAG iirités emelkedett norm. emelkedett min. emelkedett emelkedett norm.

ttsevocl Dar lenést

Jarastavolsag 218 m 280 m nem lehetséges Seel seggteeSI;ar epes
Mozgasszervi iziileti mozgasok iziileti mozgasok stilyos vt
statusz beszikiiltek beszikiiltek mozgasképtelen J
Idegrendzseri
érintettség
Hallasvizsgalat hallassériilt jol hall nagyot hall nincs adat
Eletmindség rossz jelentds javulas
értékelése ] J
Megjegyzés




Elaprase kezelés eredményei I1.

(Megjegyzés: , romlo paraméterek)
Beteg neve 4. Beteg 5. Beteg
Eletkor 8 éves 4 éves
Terapia kezdete 2010. jun. 2011. maj.
Terapia elott Jelenleg Terapia elott Jelenleg
Fizikai fejlodés norm. norm. norm. norm.
:i;:fsl;l()glal doml:;g:z;]inyhe dominansan enyhe eltérések
Maj nagysaga nagyobb enyhén javult nagyobb enyhén javult
Lép nagysaga norm. norm. nagyobb norm.
Vizelet GAG .
Girités emelkedett norm. emelkedett nincs adat
r .
fé?zeisféesfolség 228 m javult nem Kivitelezheto 280 m
Mozgasszervi iziileti mozgasok . . . .. :
stitusz besziikiiltek javult min. eltérés az iziiletekben valtozatlan
Idegrendzseri
érintettség
Szemészet nincs korjelzo nincs nincs
csokkent hallas
Hallasvizsgal ép halla ’ al 1
; allasvizsgalat ep hallas hallokésziilék valtozatlan
]éE:fétlIi ;Ie}::eg Fizikai fejlédése norm. Altalanos allapot stagnal.
Ta cock: | cook (B-scites i hia
Korabban gyakori kozépfiil-, és arciireg gyulladasai arsbetegsege nonmlfnbete.gsege. ,( sejtes Immun 1a’ny,
. . . . .- . e e .r komplement deficiencia, antitesthiany - IVIG th.) Korabban
Megjegyzés megsziintek, légiti infekciok csokkené tendenciat e s s . . e, .
Tl gyakori kozépfiil-, és arciireg gyulladasai ritkabbak. Alvasi
! apnoe, alvashoz légsinterapia. Asthma bronchiale.
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Elaprase kezeles eredmenyei I11.
" '5' (Megjegyzés: , romlo paraméterek)
Beteg neve 6. Beteg 7. Beteg
Eletkor 7 éves 7 éves

Terapia kezdete

2011. m4j.

2011. maj.

Terapia elott Jelenleg Terapia el6tt Jelenleg
Fizikai fejlodés norm. nincs adat enyhe eltérés nincs adat
Kardiologiai dominansan enyhe . . . . . .
. lotoglat ! . y javulas enyhe eltérés javulas
statusz eltérések
Ma4aj nagysaga nagyobb valtozatlan nagyobb mérséklodott
Lép nagysaga mérsékelten nagyobb norm. norm. norm.
Vizelet GAG iirités emelkedett nincs adat emelkedett nincs adat
Jarastavolsag norm. norm. 419 m javulas
Mozgasszervi MOZZASSZervi panasz nincs csipdiziileti javulas
statusz 8 P deformitasok ]
Idegrendzseri Fizikalis vizsgalatok alapjan érdemben koros | Képalkoto és fizikalis vizsg.-ok alapjan koros nem
érintettség nem észlelhetd. észlelhetd.
Szemészet negativ negativ negativ negativ
Hallasvizsgalat normalis normalis
Eletmindség 7 aa K z z .
Valtozatlanul jo. Altalanos allapot stagnal. jo jo
értékelése ! p B 10 10
Ertelmi fejlédés életkori atlagnak megfeleld. Szakorvosi vizsg.-ok: romlas nincs. Mozgasszervi
. . Szakorvosi vizsg.-ok: romlas nincs. Hasi UH és statuszaban javulas. Mérséklodott
Megjegyzés

kardiologiai lelet a koztestermék
felhalmozodasanak csokkenését jelzi.

majmegnagyobbodas: koztestermék
felhalmozodasa javulast mutat.




Elaprase tamogatasi osszegek

EV BETEG (ELETKOR) |KESZITMENY| TB TAMOGATAS | EVES TB TAMOGATAS
3. Beteg (19 éves) ELAPRASE 50 410 608 Ft
2008 [1.Beteg (11 éves) ELAPRASE 61 232 688 Ft 159 057 176 Ft
2. Beteg (10 éves) ELAPRASE 47 413 880 F
3. Beteg (19 éves) ELAPRASE 135 580 588 Ft
2009 1. Beteg (11 éves) ELAPRASE 96 410 508 Ft 317 067 664 Ft
2. Beteg (10 éves) ELAPRASE 85 076 568 Ft
3. Beteg (19 éves) ELAPRASE 121 504 324 Ft
1. Beteg (11 éves) ELAPRASE 125 822 523 Ft
2010 2. Beteg (10 éves) ELAPRASE 101 956 652 Ft 410042 179 Ft
4. Beteg (8 éves) ELAPRASE 60 758 680 Ft
3. Beteg (19 éves) ELAPRASE 165 251 052 Ft
1. Beteg (11 éves) ELAPRASE 68 931 174 Ft
2. Beteg (10 éves) ELAPRASE 55 675 179 Ft
2011 |4. Beteg (8 éves) ELAPRASE 77 636 398 Ft 502 704 952 Ft
6. Beteg (7 éves) ELAPRASE 55 675 179 Ft
7. Beteg (7 éves) ELAPRASE 37 116 786 Ft
5. Beteg (4 éves) ELAPRASE 42 419 184 F
3. Beteg (19 éves) ELAPRASE 40 665 518 Ft
1. Beteg (11 éves) ELAPRASE 17 674 660 Ft
2. Beteg (10 éves) ELAPRASE 17 674 660 Ft
2012 [4. Beteg (8 éves) ELAPRASE 17 674 660 Ft 140 527 347 Ft
6. Beteg (7 éves) ELAPRASE 17 674 660 Ft
7. Beteg (7 éves) ELAPRASE 12 372 262 F{
5. Beteg (4 éves) ELAPRASE 16 790 927 K
1 529 399 318 Ft
3 Beteg
(19 éves) 513 412 090 Ft 2008-2012
1. Beteg
(11 éves) 370 071 553 Ft 2008-2012
2. Beteg
(10 éves) 307 796 939 Ft 2008-2012

1 191 280 582 Ft

Artamogatasi Foosztaly
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@E@ Mukopoliszacharidozis I. (MPS-1.)

= Legsulyosabb Atmeneti Enyhe
forma forma forma

« Koraijelek és tunetek

csecsemo korban * Tunetek kezdete »  Tunetek kezdete serdul6 v.
« Fejl6désben elmaradas, gyermekkorban fiatal feln6tt korban

sulyos értelmi * Nincs vagy minimalis értelmi *  Normalis intelligencia

fogyatékossag fogyatékossag

« Elofordulasi gyakorisag (prevalencia): 0,025/10 000 fore becsiilt




iy o Mukopoliszacharidézis I. (MPS-1.)
Y kezelése: Aldurazyme

Aldurazyme - Eurépai Gyégyszeriigynokség értékelési beszdmoldja:
e Indikacio: Tartos enzimpotlo kezelésre javasolt a bizonyitottan
diagnosztizalt mucopolysaccharidosis I. (MPS-1.) nem neurologiai
megnyilvanulasanak kezelésére
* A betegség idegrendszeri megnyilvanulasi formdjanak barmiféle
Javulasdra utalo klinikai adatok jelenleg nem dllnak rendelkezésre!
° Kivételes forgalomba hozatali engedéllyel” rendelkezik!
A magyarorszagi tamogatott kezelések 2005-ben kezdodtek
Jelenleg 5 diagnosztizalt MPS 1. beteg ismert hazankban
Enzimpotlo kezelést nem igényel:
- 2 transzplantalt gondozott, rendszeresen kontrollalt beteg

- 1 Hurler-beteg enzimpo6tlé kezelésének megallitasa orvos és sziilo
kozos dontése alapjan tortént 6 honapig tarto tamogatott kezelés

utan
Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar Artamogatasi Féosztaly




' Tamogatott Aldurazyme kezelésben részesiilé
Y@ E@ betegek Magyarorszagon 2012-ben

1. Beteg (24 éves) /Hurler-Scheie sy./:

« 2005-tol rendszeres enzimpotlo kezelés

* Uj tiinet nem jelent meg

 Szakorvosi ellendrzd vizsgdlatok dllapotiban romldst nem mutatnak

« Jelenleg kozépiskolaban tanul

2. Beteg (52 éves) /Scheie sy/: 2006-t0l enzimpotlo kezelés
* Szivbillentyu-miitét tortént, kardiologiai allapotaban romlas nincs
« Két szemészeti miuitét




Aldurazyme tamogatasi dsszegek

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar

EV BETEG (ELETKOR) | KESZITMENY | TB TAMOGATAS | EVES TB TAMOGATAS
1. Beteg (24 éves) ALDURAZYME 47 774 208 F{
2007 I3 Beteg (16 6ves) ALDURAZYME 26 126 520 F{ 99 833 680 Ft
4. Beteg (14 éves) ALDURAZYME 25 932 952 F{
2 Beoteg (52 éves) ALDURAZYME 72 631 200 £
2008 [1. Beteg (24 &ves) ALDURAZYME 59 717 760 F{ 158 043 096 Ft
7 Beteg (14 éves) ALDURAZYME 23694 136 Fi
> Botog (52 éves) ALDURAZYME 88 803 208 I
2009 [1. Beteg (24 &ves) ALDURAZYME 83 604 864 F{ 208 229 128 Ft
7 Beteg (14 éves) ALDURAZYME 35 821 056 Fi
> Boteg (52 &ves) ALDURAZYME 73876 968 I
1. Beteg (24 éves) ALDURAZYME 41 802 432 F{
2010 o Beteg (14 éves) ALDURAZYME 32 462 832 F{ 154 835 280 Ft
5. Beteg (3 éves) ALDURAZYME 6 693 048 Ft
2 Beteg (52 6ves) ALDURAZYME 80 593 056 F{
1. Beteg (24 &ves) ALDURAZYME 85 097 808 F{
2011 T Beteg (14 &ves) ALDURAZYME 53 731 584 F{ 223 884 480 Ft
5 Beteg (3 &ves) ALDURAZYME 7762 032 F
2 Beteg (52 6ves) ALDURAZYME >6 864 352 F1
2012 goteqg (24 éves) ALDURAZYME 17 915 328 Fi 44 779 680 Ft
889 605 344 Ft
T Beteg
24 éves) | 335912 400 Ft | 2007-2012
> Betes
(52 éves) 344 768 784 Ft 2008-2012

Artamogatasi Foosztaly



Egyedi Méltanyossag keretében a legmagasabb
aru enzimpotlo készitmények 2011 — ben

Egyedi Eves TB
tamogatas Beteg- tamogatas

Készitmény Betegség Ft/fo/év szam osszesen
ELAPRASE 2 MG/ML Hunter-kor
KONCENTRATUM (Mukopoliszachari- 7
OLDATOS INFUZIOHOZ dozis I1.) 165 251 052 Ft 502 704 952 Ft
MYOZYME 50 MG POR
OLDATOS INFUZIOHOZ Pompe-kor 9
VALO PE-KO
KONCENTRATUMHOZ 153 968 976 Ft 977 278 613 Ft
AT YA L SR Mukopoliszachari-
E/ML KONCENTRATUM gézis ; 4
OLDATOS INFUZIOHOZ ' 85 097 808Ft 223 884 480 Ft
CEREZYME 135 710 432 Ft,
400E,VPRIV 400E POR Gaucher-kor 24
OLDATOS INFUZIOHOZ 75909 792 Ft 1 701 460 920 Ft

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar Artamogatasi Féosztaly



»"”"’V&”’ A gyogyszerkasszabol egyes terapias teriiletek évenkénti

atlagos finanszirozasa egy betegre vonatkoztatva

Legolcsobb Legkoltségesebb | Atlagos
terapia terapia tamogatas
Terapias teriilet (Ft/fo/év) (Ft/fo/év) (Ft/fo/év)
Sziv-, érrendszeri betegségek ~2 000 ~80 000 ~11 000
(Haemato-,) Onkologia
/Egyedi tamogatasok
kivételével/ ~5 000 ~5 000 000 ~600 000
Kronikus obstruktiv
tiidébetegségek (COPD) ~4 000 ~2 000 000 ~29 000
Diabétesz ~3 000 ~99 000 ~25 000

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar

Artamogatasi Foosztaly
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T@ E@ Nemzetkozi vonatkozasok

Unios politikal iranyelvek az arva gyoégyszerek vonatkozasaban:
« EUROPLAN Kkeretében Nemzeti Terv létrehozasa
« “Clinical Added Value of Orphan Medicinal Products” (CAVOMP)

- A tobbszereplos projekt - EUCERD, EMA munkacsoport, technoldgia-
értekelési, egészségbiztositoi képviselok

- Kielégitetlen terapias igény feltérképezése

- Konkluzio: egységes EU-szintii értékelési folyamat kialakitdsa, a rendkiviil
magas koltségigényii (ultra) orphan drug-ok hozzdadott terdpids értékének
obiektivizdld

« Mechanism of Coordinated Access to Orphan Medicinal Products (MoCA)




.‘f Arva Gyégyszerek

Osszegzés - Prognoézis

* Rendkiviil magas koltségvonzat: 2-165 millio Ft/ fo/év
Elaprase és Aldurazyme TB tamogatds 2011-ben dssz.: 726.589.432,- Ft

*  Kevésbé eros evidenciakkal igazoltan keriilnek torzskonyvezésre ill.
timogatds-befogaddsra > Folyamatos monitorozds

o  Finanszirozasuk racionalizalasa érdekében vezérelvek:

> Atlithatésdg, egyszeriisités > Azon betegek, akik szdmdra indikdlt a
terdpia, mihamarabb hozzdjuthassanak a kezeléshez

> A legmagasabb szinvonalii terdpia biztositisa > Hazai és
nemzetkozi szakmai iranyelvek alapjdin finanszirozdsi konstrukciok
kialakitisa: A terdpia kezdete, folytatisa, ledllitdsa orvos-
szakmailag meghatdrozoit, konkrét kritériumrendszer alapjdan.
Minden egyes esetben testiileti dontéshozatal: orvos-szakmai,
JSinanszirozoi, betegszervezetek képviseldi daltal.
° Nemzetkozi projektekben aktiv részvétel és tapasztalaiszerzés

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar Artamogatasi Féosztaly



Ell

. 9/1993. (IV. 2.) NM rendelet az egészségiigyi szakellatas tarsadalombiztositasi finanszirozasanak egyes kérdéseirol
. 1997. évi CLIV. torvény az egészségiigyrol
. 1997. évi LXXXIII. torvény a kotelezé egészségbiztositas ellatasairdl a végrehajtasarol szolo 217/1997. (XII. 1.) Korm. rendelettel egységes

szerkezetben

. 1997. évi XL VILI. torvény az egészségiigyi és a hozzajuk kapcsolodo személyes adatok kezelésérdol és védelmérol

. 51/1997. (XII. 18.) NM rendelet a kotelezé egészségbiztositas keretében igénybe veheto betegségek megel6zését és korai felismerését
szolgalo egészségiigyi szolgaltatasokrol és a sziirévizsgalatok igazolasarol

. 6/1998. (I11. 11.) NM rendelet az egészségiigyi ellatasban hasznalt szakmai kédrendszerek és finanszirozasi paraméterek karbantartasanak
jogi szabalyozasardl

. 43/%)9,?9. (II{ 3.) Korm. rendelet az egészségiigyi szolgaltatasok Egészségbiztositasi Alapbdl torténo finanszirozasanak részletes
szabalyairo

. 60/2003. (X. 20.) ESZCSM rendelet az egészségiigyi szolgaltatasok nyujtasahoz sziikséges szakmai minimumfeltételekrol

. 2004. évi CXL. szamu torvény a kozigazgatasi hatésagi eljaras és szolgaltatas altalanos szabalyairél

. ?/200%(%1. 17.) EiiM rendelet az egészségiigyi szolgaltatok és miikodési engedélyiik nyilvantartasarél, valamint az egészségiigyi szakmai
jegyzékro

. 32/2004. (IV. 26.) ESZCSM rendelet a torzskonyvezett gyégyszerek és a kiilonleges taplalkozasi igényt kielégité tapszerek
tarsadalombiztositasi tamogatasba valé befogadasanak szempontjairol és a befogadas vagy a tamogatas megvaltoztatasarol

. 44/2004. (1V.28.) ESzCsM rendelet az emberi felhasznalasra Keriil6 gyogyszerek rendelésérél és kiadasarol
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Koszonom a megtisztelo figyelmet!




