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ABSTRAKT
PARAMETRY HODNOCENI LECIV K TERAPII VZACNYCH ONEMOCNENI

KLICOVA SLOVA:

vzacna onemocnéni, hodnoceni zdravotnich intervenci, zdravotni politika, lékova politika

ciL

Cilem této studie bylo hodnotit vliv zahrnutych kritérii v hodnoceni zdravotnickych technologii
(HTA) na vysledny pfinos léCiv. Dopad multikriteridlniho hodnoceni byl studovan zejména ve vztahu
k 1éCivym pfipravkm pro vzacnd onemocnéni. DalSim cilem bylo prozkoumat, ktera kritéria jsou

tfemi skupinami dotc¢enych respondentt v Ceské republice.

METODIKA

Panelem expertl byl vybran soubor 10 kritérii a definovany 3 modelové typy lécby. Béhem
dvoukolového dotaznikového Setreni byli jako respondenti osloveni vysoce kvalifikovani zastupci
tfech dotcenych stran (pacientl nebo jejich pecovateld, [ékarl a autorit z fad Urednikd). V prvnim
kole respondenti stanovili vahu kazdému kritériu na stupnici od 1 do 7. Ve druhém kole respondenti
ohodnotili modelovou lécbu podle jejiho vysledku dosazeného vramci kazdého kritéria.
Normalizované vahy byly kombinovany s hodnotou skore a agregovany pro vsechna hodnocena
kritéria. Modelové priklady 1éCby byly nasledné sefazeny podle celkové zjisténé hodnoty. Dale byly
detekovany rozdily mezi preferencemi jednotlivych skupin respondent. Ke stanoveni statistickych
rozdild byl pouzit Kruskal-WallisQv test (dvoustranny).

Poradi modelové lécby dle celkové hodnoty bylo porovnano s poradim vyplyvajicim z pouziti
omezeného souboru kritérii. U lécby na vzacné onemocnéni byla pozorovana zména celkové
hodnoty pfinosu lé¢by s a bez zahrnuti vice kritérii. Byly pouzity zakladni deskriptivni statistické
metody (aritmeticky prdmeér, median, maximalni a minimalni hodnota).

VYSLEDKY

Studii dokoncilo 27 (v prvnim kole) a 13 respondentl (v druhém kole). Klinicka G¢innost a kvalita
zivota byly kritérii s nejvyssimi preferencemi ve vsech skupinach respondentd (relativni vaha
> 11,5 %). Autority udaly vyrazné vyssi vahu kritériu nakladova efektivita a dopad na rozpocet.
Vsechny tfi skupiny respondentd se shodly na dUlezitosti téchto kritérii: délka zZivota, kvalita Zivota,
nenaplnéna potreba a bezpecnost (p> 0,31). V dalSich Sesti kritériich ke shodé preferenci nedoslo
(p <0,03). Lécba pro vzacné onemocnéni prokazala v multikriterialnim hodnoceni nejvyssi hodnotu
mezi srovnavanymi modelovymi priklady |éCby, ale pfi pouziti omezeného souboru kritérii (pouze
nakladové efektivity a dopadu na rozpocet) se ukazal opak — v poradi nejnizsi hodnota.

ZAVER

Multikriterialni hodnoceni mize v HTA prokazat hodnotu a celkovy pfinos 1éCby v pfipadech, kdy
neni mozné sestavit standardni analyzu nakladové efektivity nebo analyza nakladové efektivity neni
klicem k posouzeni celkové hodnoty (napf. u léCivych pripravkd pro vzacna onemocnéni).
Hodnoceni pfinosu lé¢iv mlze byt zdzenim zahrnutych kritérii zasadné ovlivnéno. Celkové vyssi
spoleCenska hodnota nékterych léCiv nemusi byt v tomto pfipadé pIné ocenéna, jak se nékdy stava
v Ceském procesu stanoveni Uhrady. Akcent na jednotliva kritéria pro méreni hodnoty vyjadreny
vahou kritérii se mezi reprezentanty jednotlivych zdjmovych skupin vyrazné lisil, a proto by
v idealnim pripadé mél byt zohlednén vsestranny pohled.



ABSTRACT
PARAMETERS OF DRUG ASSESSMENT IN THE THERAPY OF RARE DISEASES

KEY WORDS:
rare diseases, health technology assessment, health policy, drug policy

OBJECTIVES

The aim of this study was to find out how can the use of multiple criteria in Health technology
assessment (HTA) influence outcome in different drug categories. Especially in relationship to
orphan medicinal products. Next objective was to explore, which criteria are the most important in
the value of the drug and to measure the difference in the preferences among three stakeholder
groups in the Czech Republic.

METHODS

The set of 10 criteria was selected by the expert panel and 3 model treatments were described.
Two-round questionnaire was developed and distributed among highly qualified representatives of
three stakeholder groups (patients or carers, clinicians and policy makers). In the first round
participants provided weights for each criterion by answering on the scale from 1 to 7. In second
round participants scored model treatments according to their performance in each criterion.
Normalized weights were combined with scores and treatments were ranked based on the overall
value. Differences between stakeholder’s preferences were observed. The Kruskal-Wallis test (two-
tailed) was used to assess statistical differences among stakeholder groups.

Rankings of model treatments were compared to the one resulted from using the limited set of
criteria. The change in the value of the orphan treatment based on the choice for the set of criteria
for assessment was observed. Basic descriptive statistic methods were used (arithmetic mean,
median, maximum and minimum value).

RESULTS

The study was completed by 27 (first round) and 13 participants (second round). Clinical
effectiveness and quality of life were the most important criteria in all groups (relative weight
> 11.5%). Policymakers gave markedly higher weight to cost-effectiveness and budget-impact. All
three stakeholder groups agreed on these criteria: length of life, quality of life, unmet need and
safety (p>0.31). There was disagreement in other six criteria (p<0.03). In multi-criteria assessment
orphan drug showed the highest value of model treatments, but when using the limited set of
criteria (only cost-effectiveness and budget-impact) it showed the opposite — the lowest value out
of studied model treatments.

CONCLUSION

Multiple-criteria assessment can add a value to HTA in cases where standard cost-effectiveness
analysis is not possible to construct or is not a key to appraise an entire value (e.g. in orphan drugs).
Some classes of drugs can be fundamentally affected by non-complexity of criteria used for the
assessment. Overall higher societal value of these drugs may not be fully appreciated via standard
Czech reimbursement process. Preferences varied markedly among stakeholders and therefore all
should be ideally taken into account.
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SEZNAM ZKRATEK

CARD-CZ Ceska asociace pro revmatické choroby

CAVO Ceska asociace pro vzacna onemocnéni

BIA Analyza dopadu na rozpocet

CEA Analyza nakladové efektivity

CUA Analyza uzitecnosti nakladu

CMA Analyza minimalizace nakladd

CML Chronicka myeloidni leukemie

DCE Discrete choice experiment

EBM Evidence-based medicine

EUnetHTA European network for Health Technology Assessment

FN Fakultni nemocnice

HTA Health technology assessment/ Hodnoceni zdravotnickych technologii
ICER Inkrementalni pomér naklad( a pfinos(

IQWIG Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
ISPOR International Society for Health Economics and Outcomes Research
LP Lécivé pripravky

LYG Life-years gained

MCDA Multiple-criteria decision analysis

Mzd Ministerstvo zdravotnictvi CR

NHS National Health Service

NICE National institute for Health and Care Excellence

NSPKU Narodni sdruzeni fenylketonurikl a jinych dédicnych metabolickych poruch
ODTD Obvykla denni terapeuticka davka

OMP Orphan medicinal product (Iék na vzacné onemocnéni)

PACE Patient and Clinician Engagement

PZLU Potraviny pro zvlastni |ékarské ucely

QALY Quality adjusted life year

RA Revmatoidni artritida

REA Relative effectiveness assessment

RS Referencni skupina

SCAU Seznam cen a Uhrad |éCivych pfipravkd a potravin pro zvlastni 1ékarské Gcely
SMA Spinalni muskularni atrofie typu Il

SMC Skotska Iékova agentura

SUKL Statni Ustav pro kontrolu lé¢iv

SZPCR Svaz zdravotnich pojistoven CR

VILP Vysoce inovativni |éCivé pripravky

VZP Verejna zdravotni pojistovna

WTP Hranice ochoty platit




1 UvVOD

Jednim z Ukold ceského zdravotnictvi je zajistit dostupnost IéCivych pfipravkd pro pacienty, ktefi ji
potiebuji.” Nutnou podminkou pro zajisténi dostupnosti lé¢by k terapeutickému poufziti v klinické
praxi je kromé udéleni registrace léCivému pripravku také schvéleni jeho Uhrady z vefejného
zdravotniho pojisténi, a to zvlasté v pripadé nakladné 1écby.

Cilem zdravotni politiky statu je zajistit efektivni vyuziti financnich prostredkd verejnych zdravotnich
pojistoven, které jsou omezeny v ramci svych rozpoctd, a zajistit co nejlepsi terapii pro co nejvice
pacientl s minimalnim odkladem. Z toho ddvodu podléhaji IéCivé prFipravky hrazené z verejného
zdravotniho pojisténi cenové a Uhradové regulaci, dle které vysi a podminky Uhrady lécivych
pFipravkil pro ambulantni pouziti stanovuje Statni Gstav pro kontrolu lé¢iv (déle jen ,SUKL" nebo
,Ustav"). Jak postupovat pfi stanovovani cen a Ghrad lécivych pripravk( uklada Ustavu zakon ¢
48/1997 Sb. o vefejném zdravotnim pojisténi a jeho provadéci pravni predpisy.’

Stanoveni vyse a podminek Uhrady léCivému pfipravku je posuzovano ve spravnim fizeni. Nedilnou
soucasti pokladl hodnocenych v ramci spravniho fizeni o stanoveni vySe a podminek Uhrady
lé¢ivému pripravku je farmakoekonomické hodnoceni, které pfinasi informace o tom, jaké jsou
ziskané prinosy (hodnota) nové Ié¢by ve srovnani se stavajicim standardem Iécby nebo s placebem
a zda naklady za takovy pfinos jsou adekvatni z pohledu ¢eské hranice ochoty platit (WTP).2

Farmakoekonomicka analyza je jednim z pilif HTA (hodnoceni zdravotnickych technologii).
V Ceské republice (CR) se HTA zaméfuje na vyhodnoceni klinické Gcinnosti a bezpecnosti
v kombinaci s nakladovou efektivitou lécby a dopadem na rozpocet verejnych zdravotnich
pojistoven.? Existuje obava, Ze v soucasnosti pouzivané analyzy nakladové efektivity a dopadu na
rozpocet, na zakladé kterych se stanovuje hodnota zdravotnické technologie a poté rozhoduje
o Uhradé z verejného zdravotniho pojisténi, nejsou adekvatnim nastrojem pro vyhodnoceni celkové
hodnoty nékterych lécivych pfipravk(i, nebot” mezi dilezité faktory zahrnuji pouze vybrané
parametry Gcinnosti, bezpeénosti a finanéni naklady.* Snahou platcd a zakonodarcl na
mezinarodnim poli je proto rozvijet nové adaptivni metody pro stanoveni hodnoty léku. Jednou
z takovych metod je MCDA (multi-kriterialni rozhodovaci analyza), ktera vyuziva vice nez jedno
relevantni kritérium a vyuziva tak pfi stanoveni hodnoty nejen Uc¢innost IéCivé latky, ale také napf.
zavaznost onemocnéni, potfebu nové terapie, resp. nedostupnost alternativni [é¢by a v neposledni
radé socialni a etické aspekty z pohledu pacienta i dalSich zGcastnénych. Tento pristup ma potencial
narovnat $ance riiznych typG lécivych pripravki pro vstup mezi hrazené lécivé pripravky.” Vhodnou
alternativou se MCDA muze stat napriklad pro |éCivé pfipravky na vzacna onemocnéni neboli
orphan léciva, ktera jsou pfi sou¢asném nastaveni hodnocenych parametrd z tohoto pohledu ¢asto
znevyhodnénym typem lécby.5 7

Oznaceni orphan léciva je dle definice evropské legislativy zauzivané pro léciva urena pacientdm
trpicim zavaznym onemocnénim, pro které neexistuje jind moznost Ucinné terapie. Toto zavazné
onemocnéni se zaroven musi vyskytovat v populaci vzacné (s prevalenci mensi nez 1 osoba na 2 000
obyvatel).® S ohledem na pofizovaci naklady investované do vyvoje orphan |é¢iva a jejich navratnost
je podminka nakladové efektivity v mnoha pfipadech tak striktni, ze motivace drzitell rozhodnuti
o registraci orphan léCivych pfipravkd vstoupit do systému hrazenych l|écivych pfipravki je

9



nedostatecna. A to i presto, ze se jedna o individualné nakladnou terapii, ktera je ovsem urcena
malému poctu pacientli s vzacnym onemocnénim a nejedna se tedy z pohledu zdravotniho systému

o vysoké dopady do rozpoctu vefejnych zdravotnich pojistoven.® 1

Pri stanoveni vyse Uhrady léCivych pripravkd hrazenych z verejného zdravotniho pojisténi je v ramci
zdravotné-ekonomického hodnoceni posuzovan prinos léCivych pripravkid v 1écbé onemocnéni a je
srovnavan vUci jinym |lé¢ebnym alternativam standardné pouzivanych v 1é¢bé daného onemocnéni,
pokud existuji. Pro pfiznani Uhrady z verejného zdravotniho pojisténi je klicové, aby pouziti
hodnoceného lécivého pripravku bylo nakladové efektivni, tedy aby celkové naklady na lécbu
hodnocenym pripravkem byly dostatecné vyvazeny jeho terapeutickou hodnotou (pfinosem) pro
pacienta.

Méritelné parametry, které Ize zohlednit pfi vyjadreni hodnoty posuzované lécby, a perspektivu
hodnoceni, ktera také patfi mezi aspekty ovliviujici vysledny pfinos hodnocené medicinské
technologie, definuje metodika zdravotné-ekonomického hodnoceni.

Béznym nastrojem pro zdravotné-ekonomické vyhodnoceni je analyza nakladové efektivity
a analyza dopadu do rozpoctu verejnych zdravotnich pojistoven souvisejici se zavedenim nové
léCby, které ovsem zohlednuji pouze vybrana zakladni kritéria a perspektivu platce zdravotniho
pojisténi, tedy verejnych zdravotnich pojistoven. Tyto analyzy nezohlednuji vSsechny potencialni
parametry pfinosu a perspektivu dalSich zajmovych skupin. Urcité skupiny léCiv mohou byt touto
formou zdravotné-ekonomického hodnoceni (pouze na zakladé hodnoceni zakladnich kritérii pro
méreni pfinosd) znevyhodnény vidi jinym. Zvlasté se mize jednat o nakladné lécivé pripravky na
chronicka invalidizujici onemocnéni s vysokou socialni zatézi, ¢i o lécivé pfipravky u kterych je
vysoka potieba nové lécby. Tuto definici spliuji nejcastéji IéCivé pripravky ze skupiny orphan léciv
pro lécbu vzacnych onemocnéni. Vice komplexniho hodnoceni a Uplného vyjadreni pfinosu [écby
je mozné dosahnout pouzitim multi-kriteridlniho hodnoceni. V této souvislosti je velmi
diskutovanym nastrojem pro zdravotné-ekonomické hodnoceni analyza MCDA. MCDA jako nastroj
kvantitativniho HTA je jednou z cest, jak informovat rozhodovaci proces o Uhradé |éciv, a to na
zakladé skore z vyhodnoceni vice kritérii. Pilotni studie aplikace MCDA v hodnoceni orphan |éCiv na
vzacna onemocnéni byla provedena v britské studii Sussex et al. 2013." Vyhodnoceni pfinosu lé¢by
bylo ve studii dosazeno postupem identifikace atributl pfinosu v [é¢bé vzacného onemocnéni
a jejich vyznamnosti vyjadrené pomoci vahy. Na urceni atributl a jejich vahy se podilelo celé
spektrum zainteresovanych skupin sloZzené z odbornikd i pacientld. Metodika studie Sussex et al.
2013 byla volné prevzata pro Ucely této védecké prace.

V soucasné dobé je dostupnost IéCiv na vzacna onemocnéni velmi diskutované téma i za hranicemi
CR a obecny ramec pro hodnoceni piinosti neni vzdy dostacujici pro orphan léciva. V nékterych
systémech je proto podminka Uhrady orphan lécby upravena dle specifickych pozadavk{ pomoci
vyjimek z obecné uplatiiovaného Uhradového systému (viz 6.2). Metoda stanoveni Uhrady orphan
[éCiviim a nastroj pro vyhodnoceni jejich pfinosu je vniman jako jedno z témat rezonujicich mezi
odborniky na zdravotni ekonomiku ale i mezi pacientskou verejnosti.

MCDA pfindsi novou informaci, a to o agregované hodnoté (prinosnosti) hodnocené terapie
s ohledem na sadu vice individualnich kritérii a jejich vahy. Samostatné vyhodnoceni jednotlivych
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kritérii bez MCDA je pouze informativni a v rozhodovaci praxi o Uhradé |éCivych pfipravk(
z verejného zdravotniho pojisténi neposkytuje agregovanou hodnotu, kterou by bylo mozné pouzit
pro srovnani jednotlivych intervenci.

Tato prace se ve své teoretické ¢asti zabyva systémem stanovovani Ghrady é¢ivych pfipravk( v CR
a HTA mechanismem. Déle se zaméfuje na problematiku |écivych pfipravk( na vzacnd onemocnéni
a metodu MCDA v hodnoceni pfinosu |éCiv. V praktické asti jsou prezentovany vysledky vyzkumné
prace zaméfené na aplikaci multi-kriteridlniho hodnoceni v podminkach CR s cilem porovnat
celkovou hodnotu pfinosu posuzované |écby pfi pouziti metody MCDA a pfi pouziti standardniho
postupu hodnoceni samotné nakladové efektivity. Za timto Ucelem bylo provedeno dotaznikové
Setfeni a mezioborovy prizkum preferenci jednotlivych zajmovych skupin tykajici se vyhodnoceni
celkového prinosu modelovych léCivych pfipravk( v ramci danych kritérii. Diskutovan je vliv metod
MCDA na zavéry rozhodovaciho procesu o pfiznani Uhrady naklad na orphan léCiva z vefejného
zdravotniho pojisténi.
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2 CiL PRACE

Cilem prace bylo zjistit, jaky ma dopad pouziti multi-kriteridiniho hodnoceni pfi zdravotné-

ekonomickém hodnoceni a pfi rozhodovéni o stanoveni Uhrady |éCivych pripravk( z verejného

zdravotniho pojisténi se zamérenim na orphan |éCivé pripravky pro Ié¢bu vzacnych onemocnéni.

Zakladni hypotézou byl potencial ovlivnit multi-kriterialnim hodnocenim vysledky zdravotné-

ekonomického hodnoceni IéCiv na vzacnd onemocnéni diky moznosti vyjadrit celkovy pfinos
orphan léciv v SirSim kontextu, nez je prosté hodnoceni nakladové efektivity a dopadu do rozpoctu.

Napf. v zohlednéni aspektu etického ci socidlniho a celospolelenské perspektivy pfi procesu

stanoveni Uhrady z verejného zdravotniho pojisténi.

Tato prace méla tri dilci cile.

Prvnim cilem bylo zjistit, zda rozsireny vybér kritérii pro multi-kriterialni hodnoceni mize
ovliviiovat hodnoceni léCiv ve smyslu moznosti prokazat a kvantifikovat dal$i mozné prinosy
léCby a dale, jakou vahu maji jednotliva kritéria pfi rozhodovani.

Druhym cilem bylo zjistit, jak se lisi preference a vnimani jednotlivych hodnocenych oblasti
(kritérii) v zavislosti na typu respondenta a jeho pfislusnosti do urcité zajmové skupiny. Do
prizkumu byly zahrnuty tfi zajmové skupiny. Jednalo se o skupinu pojmenovanou ,Urednik
ve zdravotnictvi”, kterd zahrnovala vysoce kvalifikované zastupce z fad platcd zdravotniho
pojisténi, SUKLu a Ministerstva zdravotnictvi, ktefi se podileji na rozhodovani o Ghradé
léCivych pripravkl z vefejného zdravotniho pojisténi. Dale se jednalo o skupinu “lékafi”,
kterd zahrnovala medicinské specialisty na péci o pacienty s danymi chorobami a skupinu
“pacienti”, ktera zahrnovala zastupce pacientské verejnosti.

Tretim cilem bylo srovnat postaveni IéCivych pripravka ze tfi specifickych skupin 1éciv po
vyhodnoceni prinostl za pouziti nebo bez pouziti hodnoceni pomoci multi-kriterialni
analyzy.

Pilotni projekt probihal v Ceské prostredi a nemél za cil zobecrnovat zavéry pro jiné narodni systémy.
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TEORETICKA CAST
3 CENY A UHRADY LECIV
3.1 HTA

Hodnoceni zdravotnickych technologii (HTA) je multidisciplinarni proces spocivajici ve
shromazdovani informaci o zdravotnickych, sociélnich, ekonomickych a etickych aspektech, které
se tykaji pouziti zdravotnickych technologii. ,Zdravotnické technologie” jsou chapany v Sirsim
smyslu slova jako lécivé pripravky, zdravotnické prostredky Ci Ié¢ebné a operacni postupy a rovnéz
opatreni pro prevenci, diagn6zu nebo lé¢bu nemoci, ktera se pouzivaji v rdmci zdravotni péce.

Potreba a zajem vytvaret a uplathovat v mediciné inovativni moderni postupy narazi stale vice na
omezenost zdrojl. To vedlo a stale vede k hledani a zlepSovani nastroji podporujicich racionalni
a objektivni rozhodovani o téchto vétsinou verejnych financnich zdrojich v zajmu zajisténi kvalitni
péce pfi sou¢asném zachovani principu rovného a spravedlivého pfristupu.

HTA je jednim z nastroju pouzivanym Siroce k zvySeni efektivity alokace zdrojd ve zdravotnictvi.
Ukolem HTA je shromézdit a hodnotit informace o medicinskych, socialnich, ekonomickych
a etickych dopadech pouzivani zdravotnickych technologii. Vyuziti HTA se v poslednich letech stalo
velmi rozsifenym pri hodnoceni pfinosu novych zdravotnickych technologii a nasledném
rozhodovéni o Uhradé lé¢ivych pfipravkd ze zdravotniho pojisténi. V ramci CR je HTA v uz&im pojeti
hodnoceni (klinicka ucinnost a bezpecnost, nakladova efektivita a dopad do rozpoctu) vyzadovano
pfi stanovovani Uhrady novych lécivych pripravkd nebo pfi stanovovani thrady nové indikace u jiz
hrazenych |écivych pripravka.

Povinnosti farmaceutickych firem, tedy Zzadatell o Uhradu IéCiv, je predlozit zpracovanou
dokumentaci HTA v podobé farmakoekonomickych analyz a posouzeni klinické Gcinnosti
a bezpecnosti.

Hlavni zasadou predkladanych farmakoekonomickych hodnoceni je systematické a transparentni
zpracovani, aby poskytla relevantni informace pro rozhodovani o naroku na hrazenou péci.

Casova procesni osa cesty lé¢ivého pfipravku k pacientovi je zndzornéna na Obrazek 1. Pro
odpovédné zarazeni léCivych pripravkd do systému hrazenych |éciv nasleduje po Uspésné fazi
registrace proces HTA, ve kterém se rozhoduje, zda nova technologie (napf. léCivy pripravek) ma
nahradit stavajici v klinické praxi pouzivanou lécbu (tzv. komparatora). Ve vétsiné pripadl je nova
technologie ucinnéjsi, ale také nakladnéjsi. Pomoci HTA s vyuzitim komparativnich studii dochazime
k zavéru, jaka je prirGstkova hodnota a zda je pozadovana cena adekvatni.

Obrazek 1 HTA na éasové ose procesu od registrace k ziskani tihrady 2

EVIDENCE
HTA proces
(RCT, jind)

UuU Ulld|Uu M
o pripravku Indikacni omezeni
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Evropska smérnice o transparentnim stanovovani Uhrad lécivych pfipravk( zavedla HTA ve vsech
zemich Evropské unie (EU).** V CR bylo doposud HTA aplikovano pouze na lé¢ivé pfipravky a nové
je povinnost hodnoceni nakladové efektivity rozsifena i na zdravotnické prostredky na poukaz
(novela zakona o verejném zdravotnim pojisténi ve znéni k 24. 4. 2019)." CR se tak zafazuje mezi
vétsinu ostatnich zemi EU, které pouzivaji HTA nejen ke stanoveni Uhrady lécivych pfipravk{ (viz
Obréazek 2).13

Obrazek 2 Piehled HTA aktivity v Evropé.'3

o

Q

red = no current HTA procedure; blue = pharmaceuticals only; yellow = both pharmaceuticals and non-
pharmaceuticals

Zodpovédnost za zpracovani HTA mlzou mit bud HTA agentury, statni regulacni organy
zodpovédné za Uhradovou regulaci, nebo odborné instituce zodpovédné za tvorbu doporuceni pro
rozhodnuti o Ghradé. V CR jsou za zpravovani HTA ze zakona zodpovédni vyrobci lécivych
pripravkd, resp. Zadatelé o stanoveni Uhrady, ktefi pfipravi kompletni dokumentaci ke zhodnoceni
klinické Gcinnosti, bezpecnosti, postaveni v klinické praxi, nakladové efektivity a dopadu na
rozpocet lé&ivého pfipravku, kterému ma byt stanovena Ghrada. SUKL nemdze zahjit vlastni HTA
hodnoceni pro lécivé pripravky nebo nové indikace, které dosud nemaji stanovenou uUhradu
z vefejného zdravotniho pojisténi. Ukolem SUKLu je posoudit spravnost predlozenych analyz a HTA
dlkazl, vyhodnotit zplsobilost pro ziskani Uhrady a v dalSim kroku o Uhradé rozhodnout. Obrazek
3 ukazuje na rozdilny systém zodpovédnosti za zpracovani HTA pro lécivé pripravky a ostatni
technologie v zemich EU. Je parné, ze v EU neni vyjimkou, ze HTA hodnoceni zpracovavaji
specializované instituce/HTA agentury, nikoli sami vyrobci lékd, jak je tomu v Cechach.
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Obrazek 3 Zemé s agenturami vypracovavajicimi hodnoceni relativni efektivity (REA) a posuzujici (REA);
(Ié¢ivé pfipravky (vlevo) a ostatni technologie (vpravo)); EU'3

Red = agencies in country carry out assessment of REA, Blue = agencies in country evaluate REA
submissions of evidence, Yellow = some agencies or programmes within an agency carry out REA
assessment activities while some evaluate assessments provided by industry.

REA (=relative effectiveness assessment)

Diky smérnici o preshrani¢ni spolupraci (¢lanek 15 smérnice o pfeshrani¢ni zdravotni péci, smérnice
2011/24/EU™) podporuje EU prostfednictvim projektu EUnetHTA'™ spole¢né HTA hodnoceni
a spolupraci na poli HTA, alespon v duplicitnich Ukonech, jako je hodnoceni relativni Ucinnosti
hodnocenych technologii oproti ostatnim standarddm |écby. Cilem je zrychlit pfistup pacientl
v novym technologiim.

K informovanému rozhodnuti o vyuziti financ¢nich zdrojd mohou byt vyuzity medicina zalozena na
dlikazech' 17, ekonomickd hodnoceni'® '°, odhad tize onemocnéni?® a analyza dopadu na
rozpocet?'. Pfesto nabizeji rozhodujicim subjektim omezené doporuceni, protoze jejich vysledky
nemohou byt posouzeny intergrované a soubéiné? Pouziti nékteré z technik
farmakoekonomického hodnoceni, jako je analyza nakladové efektivity (CEA, CUA) je preferovanou
metodou v mnoha HTA systémech. V modelu nakladové efektivity se vSak neodrazeji vSechny
aspekty hodnoty, které mohou byt v zajmu rozhodovacich organ, ve verejném zajmu nebo v zajmu
pacientl.?® Parametrem volby se pro stanoveni hodnoty v analyzach staly roky Zivota v plné kvalité
(QALY). Tento slozeny parametr bere v Uvahu pouze délku Zivota spojenou s kvalitou zdravi/zZivota
a nepopisuje socialni pfinosy, jako je inovace a socioekonomicky dopad.?* 2°

Vzhledem ke slozitosti a vicerozmérnosti otazek tykajicich se stanoveni pfinosu maji ti, kdo
rozhoduji o financich ve zdravotnictvi, Casto tendenci pfijimat intuitivni pfistupy za ucelem
zjednoduseni, ale v dusledku toho mohou byt nékteré informace bud nedostatecné vyuzity, nebo
Uplné vylouceny. Proces rozhodnuti byva nejcCastéji zalozen explicitné pouze na vysledku
farmakoekonomickych analyz a jiné dlikazy jsou eventualné posuzovany pouze na bazi ad-hoc.
Casto se pak stava, ze spolecnost ¢i rozhodovaci organy citi nedostate¢nou moznost vyjadfit
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pomoci farmakoekonomickych analyz redlny prinos lé¢ebné technologie, ale zaroven chybi
nastroje, pomoci kterych slozité rozhodnuti uchopit a racionalné odivodnit.?®

Pro co nejobjektivnéjsi zhodnoceni pridané hodnoty zdravotnické technologie je zapotrebi zapojeni
vsech dotcenych skupin a vhodny pfistup, ktery umozni zohlednit rozmanita kritéria a agregovat
jejich vysledek pro porovnani s alternativnimi terapiemi. Duleziti je pouziti védeckych metod
systematicky a transparentné, nehledé na pouzity analyticky pristup.

Domény HTA hodnoceni relevantni z pohledu rozhodovani o pfinosech zdravotnickych technologii
a jejich adekvatni Uhradé se kromé zhodnoceni aspektu klinickych pfinosu a rizik skladaji z dalsich
domén, a to ekonomickych, etickych, socialnich, pravnich a organizacnich, viz Obrazek 4 prevzaty
z HTA Core modelu. Uroven detailu jednotlivych aspektd rozebranych ve zdravotné-ekonomickém
(farmakoekonomicka) hodnoceni zélezi na metodice jednotlivych suverénnich HTA systém(.®
Oranzové podbarvené domény jsou zakladnim stavebnim kamenem HTA a jsou z velké Casti
prenositelné a mezinarodné platné. Naklady a farmakoekonomické hodnoceni (bile podbarvené)
jsou specifikum narodnich zdravotnich systém( a zluté domény jsou volitelnymi, tzv. mékcimi
kritérii, ktera zavisi na komplexnosti a pfistupu k hodnoceni.

Obrazek 4 Domény HTA Core Modelu®?’

HTA Core Model Domains

1. Description and technical characteristics of technology (TEC)

2. Health problem and current use of the technology (CUR)

3. Clinical Effectiveness (EFF)

q. Safety (SAF)

5. Cost and economic evaluation
6. Ethical analysis

7. Organisational aspects

8. Patient and social aspects

9. Legal aspects

1-4: Rapid REA Model 6-9: Replaced by checklist

REA-= relative effectiveness assessment
Pfrevzato z: HTA Core Model for Rapid Relative Effectiveness
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3.2 Metody farmakoekonomického hodnoceni

Omezené zdroje, zvysSujici se poptavka po zdravotnich sluzbach, starnuti populace, technologicky
pokrok a inovativni primysl ohrozuji udrzitelnost mnoha zdravotnich systém( a vytvari
z efektivniho a spravedlivého prerozdélovani zdroji naroc¢ny ukol. Rozhodnuti ve zdravotnictvi je
ze své podstaty velmi komplexni, jelikoz musi byt uspokojeny ¢etné cile.?®

Na prostiedky vénované na lécbu viak nelze hledét Cisté jako na spotrebu. Jde zaroven o investici,
protoze Ié¢ba pomaha nejen prodluzovat zivot, ale také napfriklad zabranuje invalidité nebo ji
oddaluje, ¢imz pacienty udrzuje pracovné produktivni (pacienti zlistavaji aktivnimi, zatimco dfive
byli invalidizovani a doba preziti se prodluzuje az o desitky let, v¢etné zvyseni kvality zivota
pacient().

Farmakoekonomické hodnoceni pouziva analyzy, které umoznuji posoudit nakladovou efektivitu
hodnocené intervence oproti srovnavané intervenci. Posuzuji se veskeré relevantni (pfimé
i nepfimé) naklady a prinosy s lécbou spojené v predem definovaném casovém horizontu
a zvoleném parametru prinosu. Jednotlivymi typy farmakoekonomického hodnoceni, pfipustnymi
z pohledu zakona o verejném zdravotnim pojisténi, jsou CUA, CEA a CMA, eventualné CBA a CCA,

které se v praxi pfili§ nepouzivaji.? 1% 2

e Analyza uziteénosti nakladi (CUA, Cost-utility analysis) — Analyza metodicky velmi
podobna analyze typu CEA. Vyslednym parametrem pfinosu je v tomto typu analyzy
nejcastéji QALY (quality-adjusted life year, rok zivota v pIném zdravi), ktery v sobé zahrnuje
vliv 1é¢by na délku i kvalitu zZivota vyjadienou tzv. utilitou. Utilita kvantifikuje zdravim
podminénou kvalitu Zivota jako parametr. Nabyva zpravidla hodnoty 0 az 1 (kvalita zZivota
asociovana se stavem s nulovou hodnotou zdravi (smrti) az kvalita zivota asociovana se
stavem s maximalni hodnotou zdravi). Nékteré zdroje utilit uvadi i zavazné zdravotni stavy,
které generuji utility se zapornou hodnotou, tzn. stavy horsi nez smrt. Vysledkem CUA je
vzdy pomér inkrementalnich nakladd a inkrementalnich pfinos( (ICUR).

CUA by méla byt prednostné pouzita, pokud hodnocend intervence vyznamné ovliviuje
délku i kvalitu Zivota nebo pokud je v ramci intervence ovliviovano vice parametr( Gc¢innosti
¢i bezpecnosti. CUA je také uprednosthovana ve zdravotné-ekonomickém hodnoceni,
protoze umozniuje srovnani intervenci napfri¢ diagnézami a terapeutickymi oblastmi, kdy
spole¢nym parametrem prfinosu ve vSech oblastech méfeni Gc¢innosti je pravé parametr
QALY.

e Analyza nakladové efektivity (CEA, Cost-effectiveness analysis) — Analyza, ktera
umoznuje posoudit nadkladovou efektivitu hodnocené intervence oproti srovnavané
intervenci. Hodnocenym parametrem prinosu je jakykoliv relevantni parametr Gcinnosti
v kontextu hodnoceného onemocnéni, ktery je pro srovnavané intervence spolecny a je
klinicky vyznamny, jako napfiklad snizeni krevniho tlaku v mm Hg, pocet pfihod, kterym se
zabranilo, pocet zachranénych zivotl ¢i pocet ziskanych rokd Zivota (life years gained, LYG).
Parametry odrazejicimi prinos intervence mohou byt i ukazatele preferenci pacientd
(napriklad klinické parametry HAQ, BASDAI, EDSS atd.). Tento typ analyzy je vhodny pfi
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srovnani rliznych intervenci v rdmci jedné zdravotni komplikace/onemocnéni. Jeho
vyuzitelnost klesa pfi porovnavani napfic jednotlivymi diagnézami. Vyznamnéjsi parametry
(tzv. ,hard-endpoints”), jako jsou LYG, pocet klinickych pfihod, kterym se zabranilo, nebo
pocet zachranénych zivotl, by mély byt preferovany pred zastupnymi (tzv. ,surrogate
endpoints”), jako je snizeni cholesterolu nebo krevniho tlaku.

Vysledkem je vzdy urceni poméru inkrementalnich nakladd a pfinost (ICER).

e Analyza minimalizace nakladi (CMA, Cost-minimization analysis) — Analyza, ktera

umoznuje posoudit nakladovou efektivitu hodnocené intervence oproti srovnavané
intervenci, pokud jsou prinosy téchto intervenci srovnatelné.
Tuto metodu je vhodné pouzit v pfipadé, kdy jsou pfinosy (Uc¢innost, bezpecnost, kvalita
Zivota) hodnocené a srovnavané intervence prakticky shodné a existuji pro to diikazy, napr.
non-inferioritni klinické studie nebo studie prokazujici shodnou G¢innost, resp. bezpec¢nost,
popf. i vliv hodnocené intervence a komparatoru na kvalitu zZivota. V takovém pripadé jsou
relevantni pouze naklady s intervencemi spojené.

e Analyza nakladi a pFinost (cost-benefit analysis, CBA) - Financni naklady vynaloZené
na intervenci se porovnavaji s pfinosy vyjadrenymi rovnéz v penéznich jednotkach. CBA je
mozné provést pouze tehdy, pokud zname konkrétni cenu pfinosu v penéznich jednotkach
(hranici ochoty platit, WTP).

e Analyza nakladii a dopadu (cost-consequence analysis, CCA) - Naklady na intervenci
a prinosy jsou prezentovany oddélené. Komplexni hodnoceni je tak pfeneseno na Ctenare.
Tento typ analyzy je v podstaté mezistupném k provedeni analyz typu CEA nebo CUA.

Mezi farmakoekonomické analyzy také patfi analyza dopadu na rozpocet, kterd se vénuje
finan¢nim dopad(m nové hrazené |é¢by na cely trh.4% 2% 30

e Analyza dopadu na rozpocet (budget impact analysis, BIA) - Vyjadiuje zménu celkovych
nakladli po zavedeni nové terapie oproti stavajicimu standardu Ié¢by. Konkrétné predikuje,
jak se zméni Cerpani zdroju po zavedeni nové terapie do systému hrazené péce. BIA neni
variantou k analyze nakladové efektivity, ale doplfuje ji a pfidava informaci o odhadovaném
poctu lécenych pacient(.

3.2.1 Zakladni parametry farmakoekonomického hodnoceni

Zakladni parametry analyz pro vyhodnoceni nékladové efektivity a dopadu do rozpoctu dle
metodiky SUKL uvadi Tabulka 12 a Tabulka 2%2. Zatimco analyza nakladové efektivity je provadéna
v celozivotnim casovém horizontu v kratSich cyklech, aby zachytila maximalni mozny dopad
posuzované léCby v zivoté pacienta a proménlivost zdravotniho stavu, BIA je modelovana v rocnich
intervalech pro 5lety ¢asovy horizont. V ramci BIA se na rozdil od analyz nakladové efektivity
nedoporucuje provadét diskontaci nakladl, a to vzhledem ke kratkému casového horizontu
modelace.

V obou analyzach je pozadovéna perspektiva platce zdravotniho pojisténi, a je proto nutné
zohledriovat pouze pro ni relevantni naklady hrazené zverejného zdravotniho pojisténi.

18



Vyhodnoceni klinického pfinosu a relativni Gcinnosti a bezpecnosti hodnocené terapie oproti

komparatorovi je relevantni pouze u analyzy nakladové efektivity.

Duraz je kladem na presnou definici cilové populace a jeji soulad s charakteristikami pacientd

v klinickych studiich, které slouZi jako zdroj Udajd pro modelaci a zaroven porovnatelnost cilové

populace s pacienty, ktefi jsou z hlediska realné klinické praxe vhodni k hodnocené |écbé.

Tabulka 1 Zakladni parametry analyzy nakladové efektivity (CR)?

Parametry

Pozadavky v CR

Typ analyzy a modelu
Perspektiva

Casovy horizont
Délka cyklu modelu
Naklady

Diskontni mira

Srovnavana intervence (komparator)
Cilova populace

Hlavni zdroj dat o Gcinnosti

Pfinosy (outcomes)

Prezentace vysledki
Analyza sensitivity

CUA (CEA) / CMA

Platce (Zdravotni pojistovny CR)

Celozivotni

V zavislosti na modelovaném onemocnéni

Relevantni pfimé zdravotnické naklady hrazené z vefejného
zdravotniho pojisténi

3 % pro naklady i pfinosy

Obvykly terapeuticky postup hrazeny trvale z vefejného
zdravotniho pojisténi

Pacienti odpovidajici zdroji dat o klinické ucinnosti a bezpecnosti
a pacientlim v ceské klinické praxi

Klinicka studie (napfr.: systematické review s meta-analyzou,
randomizovana klinicka studie, observacni studie, data z registru
atd.)

QALY, LYG

ICER

Deterministicka (DSA) a pravdépodobnostni (PSA)

Tabulka 2 Zakladni parametry analyzy dopadu do rozpoétu (CR)42

Parametry

Pozadavky v CR

Perspektiva
Casovy horizont
Naklady

Diskontni mira
Hodnocena intervence
Srovnavana intervence (komparator)

Cilova populace

Prezentace vysledki
Hodnoceni nejistoty

Platce (Zdravotni pojistovny CR)

5 let

Relevantni pfimé zdravotnické naklady hrazené z vefejného
zdravotniho pojisténi

0%

Nova intervence

Stavajici 1éCebné schéma

Populace pacient(, kterd je povazovana za pfijemce hodnocené
intervence v podminkach klinické praxe CR

Roéni naklady v K¢

Jednocestna analyza senzitivity
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3.2.2 Zakladni otazky farmakoekonomického hodnoceni
- Cilova populace?
- Jaky je soucasny standard lécby?
- Jaka je skutecna potreba?
- Jaky je pfinos nové technologie?
- Jaké mame dlikazy (EBM)?
- Jaké jsou ocekavané naklady na péci a lécbu?
- Jaka je nékladova efektivita?
- Jaka je celkova nejistota vysledku?
- Jaky bude celkovy dopad do rozpoctu verejného zdravotniho pojisténi?

3.2.3 Doporuéené postupy pro hodnoceni farmakoekonomickych analyz v €R

Doporuéené postupy pro zdravotné-ekonomickd hodnoceni v CR vydava Ceska spolecnost pro
farmakoekonomiku a hodnoceni zdravotnickych technologii a metodiku pro posuzovani
farmakoekonomického hodnoceni SUKL.2 %22 Ze zahrani¢nich materialG jsou velkou inspiraci pro
Ceské farmakoekonomické metodiky doporucené postupy ISPOR3', NICE a NICE Decision Support
Unit (DSU)3% 33 a EUnetHTA3,

Cilem farmakoekonomického hodnoceni je poskytnout podklady a informovat v ramci spravniho
fizeni o Uhradé |éku o klinické ucinnosti, bezpecnosti a nakladové efektivité nové IéCby. Konkrétné
je dllezité stanovit, jak nova Iécba Ucinkuje a ktefi pacienti z [é¢by profituji, jak je 1éCba bezpecna,
jak ovliviuje kvalitu Zivota pacienta, jak ovliviiuje celkové naklady na péci ¢erpanou z verejného
zdravotniho pojisténi, ato ve srovnani se stavajici lé¢bu pouzivanou v klinické praxi
(komparatorem).

3.2.3.1 Vyhodnoceni nakladové efektivity

Hodnoceni nakladové efektivity pouziva jako méfitko hodnoty parametr QALY (rok zZivota v plné
kvalité), ktery jako slozeny parametr reflektuje dobu preziti ziskanou hodnocenou Ié¢bou a zaroven
zménu kvality Zivota.

Za nakladové efektivni postup je pak povazovan takovy postup, ktery alespon pfi srovnatelnych
nakladech prinasi stejny nebo vyssi terapeuticky Ucinek spocivajici v prodlouzeni zivota, zlepseni
kvality Zivota nebo zlepseni podstatného méfitelného kritéria prislusného onemocnéni. Nebo
takovy postup, ktery pfi alespon srovnatelném terapeutickém Ucinku znamena nizsi celkové naklady
pro systém verfejného zdravotniho pojisténi. Nebo takovy postup, jehoz ICER je pfi vysSich
nakladech a vyssim terapeutickém Gcinku srovnatelny s jinymi terapeutickymi postupy hrazenymi
z prostfedkd zdravotniho pojisténi. Tato definice odpovida ustanoveni §15 odst. 8 zakona
o vefejném zdravotnim pojisténi." 2 Diskuze se vedou o pfipustnosti terapeutického postupu, ktery
pfi mirné nizsim terapeutickém ucinku pfinasi nizsi naklady oproti alternativni terapii a ktery je také
nakladové efektivni, oviem ne ze zakonné definice.
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Vyslednym ukazatel modelované analyzy nakladové efektivity je ICER, pomér rozdilu celkovych
nakladl a rozdilu celkovych prinosti hodnocené a srovnavané intervence. ICER vyjadfuje naklady,
které zdravotni systém stoji zisk jedné jednotky prinosu (ve vysledném parametru), obvykle jednoho
roku zivota v plném zdravi (jednoho QALY) navic.

ICER = (NakladyH — NakladyK) B ANaklady B K¢
B (G¢innnostH — UtinnostK) ~ APiinosy =~ QALY

H=hodnocena intervence; K=kontrola, srovnavana intervence

Vysledek je vyjadfen numericky jako K¢ za jedno ziskané QALY.  Graficky Ize vysledky
farmakoekonomického hodnoceni znazornit pomoci grafu nazyvaného ,incremental cost
effectiveness plane” (viz Obrazek 5).3> 3¢ ICER je tfeba vzdy interpretovat ve vztahu k uplatiiované
hranici WTP a kvadrantu, kde vysledny ICER lezi. Pokud je vysledny ICER zaporny, mlze se jednat
o intervenci dominantni Cili jednoznacné nakladové efektivni (inkrementalni naklady jsou mensi
a ucinnost je vyssi), nebo dominovanou (ili jednoznacéné nakladové neefektivni (hodnocena
intervence je nakladnéjsi a méné ucinna).

Obrazek 5 Cost-Effectiveness Plane35:37

vyssi

vyssi
ucinnost

(g v

nizsi naklady

K interpretaci vysledkd Ize také vyuzit hodnotu NMB (net monetary benefit), ktery kombinuje
zjisténé naklady, pfinosy, a navic hodnotu hranice WTP. Vysledkem je hodnota NMB, ktera pokud
je >0, pak intervenci oznacujeme jako nakladové efektivni. Pomoci NMB Ize také porovnavat
intervence mezi sebou podle pravidla, Ze intervence s nejvyssim NMB je nejvice ndkladové efektivni.

AC
ANMB = AE -

E=prinosy, C=naklady, A=hranice ochoty platit (WTP)
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3.2.3.2 Vyhodnoceni dopadu do rozpoctu

Vysledky dopadu do rozpoctu jsou prezentovany v penéznich jednotkach (K<) pro kazdy rok zvlast.
Zasadni informaci je Cisty dopad do rozpoctu (net budget impact), ktery je dany rozdilem mezi
celkovymi naklady ve svété za stavajiciho stavu a celkovymi predpokladanymi naklady ve svété
s novou zavedenou lé¢bou. Jednotlivé dopady do rozpoctu srovnavanych terapii jsou ovlivnény jak
naklady (naklady na léciva, jejich administraci, nezadouci Ucinky, komplikace a dalsi souvisejici
naklady), tak i poctem lécenych pacientl odvozenych od prevalence onemocnéni, incidence novych
pacientll, mortality, miry ukoncovani lécby v dusledku intolerance ¢i nezadoucich ucinkl
a v neposledni fadé také od penetrace nové lécby na trh.

Za Ucelem vyhodnoceni nejistoty byva provedena analyza senzitivity s cilem zjistit vliv jednotlivych
proménnych pouzitych v modelaci dopadu do rozpoctu a urcit minimalni a maximalni mozny cisty
dopad do rozpoctu platc(.

Akceptovatelna vyse Cistého dopadu do rozpoctu neni stanovena zakonem a zalezi na platci a jeho
vyjadreni. Pro pfipustnost vySe dopadu na rozpocet je nutné srovnani s ostatnimi spravnimi fizenimi
s lé¢ivymi pripravky ur¢enymi k terapii stejného nebo obdobného onemocnéni.*?

3.2.3.3 Hodnoceni v sirsim kontextu

Hodnoceni nakladové efektivity a dopadu do rozpoctu je zahrnuto mezi kritéria hodnocena v ramci
stanoveni Uhrady lécivych pfipravk(i na zdkladé pozadavku zdkona o verejném zdravotnim
onemocnéni. Dalsi kritéria vyjmenovana v ustanoveni zédkona (§ 39b odst. 2 zdkona o verejném
zdravotnim pojisténi: Zasady stanoveni nebo zmén vyse a podminek Uhrady Iécivych pripravkd)’
jsou:

a) terapeuticka ucinnost a bezpecnost,

b) zdvazZnost onemocnéni,

¢) verejny zdjem,

d) vhodnost cesty podadni, lékové formy, sily a velikost baleni,

e) obvyklé davkovani,

f) nezbytna délka lécby,

g) mira soucinnosti osoby, které je podavan,

h) nahraditelnost jinym lécivym pripravkem nebo potravinou pro zvlastni lékarské ucely,

) doporucené postupy odbornych instituci a odbornikd, a to vzdy z hlediska ndkladové
efektivity a s ohledem na dopad na financni prostredky zdravotniho pojistént.

Néktera dalsi kritéria jsou ve farmakoekonomickém hodnoceni zahrnuta pouze implicitné ad-hoc,
nebo pouze informativné. Co urcité chybi je systematicky zplsob hodnoceni ostatnich kritérii
v kontextu farmakoekonomického hodnoceni. Napf. vzacnost onemocnéni, nenaplnéna potreba
léCby, socialni disledky onemocnéni a dopad na rodinu a pecovatele.
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3.3 Uhradova regulace lé¢iv v CR

Cenova a Uhradova regulace se vztahuje na |éCivé pfipravky na lékarsky predpis, které jsou ureny
k ambulantnimu pouziti.

O Uhradé z vefejného zdravotniho pojisténi rozhoduje SUKL. Konkrétni vyse Ghrady a jeji podminky
jsou vysledkem procesu, ktery je veden jako spravni fizeni a jehoz vedenim je povéren spravni
organ, a to praveé SUKL.

Béhem spravniho fizeni je hodnocen pfinos terapie ve smyslu klinické Gcinnosti, je vyhodnocovana
terapeutickd zaménitelnost |éku a farmakoekonomicka stranka v podobé analyzy nakladové
efektivity a dopadu do rozpoctu." 38 Spravni fizeni dospéje nakonec k rozhodnuti, ve kterém je
Uhrada priznana a stanovena jeji konkrétni vyse spolu s podminkami thrady, nebo s oddvodnénim
zadost o Uhradu zamitnuta. Zejména u inovativnich léciv se jedna o velmi slozité a dlouhotrvajici
spravni fizeni3% 4% 41 Legislativa vymezujici pozadavky na tento spravni proces je spjata predevsim
se zakonem o verejném zdravotnim pojisténi. Dle tohoto zadkona podstupuji nova i existujici léciva
v pfipadé, ze zadaji o rozsifeni podminek uhrady, hodnoceni nakladové efektivity, jako podminku
nutnou pro pfiznani Uhrady. Stavajici pozadavky spravniho fizeni o stanoveni vyse a podminek
Uhrady na farmakoekonomického hodnoceni |écivého pripravku jsou blize upraveny metodikou
SUKLu.2 4

Zakon o verejném zdravotnim pojisténi umoznuje novym lécCivym pfipravkim nebo novym
indikacim stanovit Ghradu nékolika zpUsoby, jejichz zasady vyplyvaji z uvedenych ustanoveni':

e Na drovni zakladni dhrady terapeuticky zaménitelné skupiny léciv (referencni
skupiny)

$39C odst. 2
.Zadkladni thrada se v referencnich skupindch stanovi ve vysi

a) nejnizsi ceny vyrobce prFipadajici na denni terapeutickou davku lécivého pripravku
nebo potraviny pro zvldstni lékafské ucely zafazenych do referencni skupiny, zjisténé v
kterékoliv zemi Evropské unie pro léCivy pfipravek nebo potravinu pro zvldstni lékarské
lcely dostupné v Ceské republice; lécivym pripravkem nebo potravinou pro zvidstni lékarské
tcely dostupnou na trhu v Ceské republice se rozumi lécivy pripravek nebo potravina pro
zvldastni lékarské ucely, jejichZz podil na celkovém objemu prodeje v zdsadé terapeuticky
zameénitelnych léCivych pfipravki nebo potravin pro zvldastni lékarské ucely, obsahujicich tutéz
lécivou ldtku, Cinil v rozhodném obdobi nejméné 3 %, nejde-li o prvni az tieti podobny
pripravek v lécivé ldatce v poradi podle okamZiku poddni Zddosti o stanoveni vyse a podminek
uhrady, nebo lécivy pripravek, o jehoZ nejvyssi cené vyrobce nebo uhradé bylo uzavieno
pisemné ujedndni; takové lécivé pFipravky se vzdy povazuji za dostupné na trhu v Ceské
republice”

¢ Podle srovnatelné tcinné terapie
$39C odst. 2

.Zdkladni thrada se v referencnich skupindch stanovi ve vysi
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b) dennich nakladui jiné terapie snizenych o obchodni prirdzky a uplatnené dané z pridané
hodnoty, je-li srovnatelné ucinna a ndkladové efektivni ve srovndni s uzZitim
lécivého pFipravku nebo potraviny pro zvlastni lékarské ucely podle pismene a) a tyto
skutecnosti jsou Ustavu pfi stanoveni zdkladni Ghrady zndmy, pricemz se zohledriuje
potiebnd doba terapie lécivym pripravkem nebo potravinou pro zvlastni lékarské ucely a
potiebnd doba srovnatelné lécby”

¢ Jako vysoce inovativni lécba (VILP)

§39D odst. 1

Je-li to ve vefejném zdjmu (§ 17 odst. 2), Ustav rozhodne o vysi a podminkdch docasné tihrady
vysoce inovativniho pripravku, u néhoZ neni znam dostatek udajii o nakladové efektivité
nebo vysledcich lécby pFi pouZiti v klinické praxi, a to pouze tehdy, oduvodnuji-li dostupné
udaje dostatecne prukazné prinos vysoce inovativniho pfipravku pro écbu a splriuje-li vysoce
inovativni pripravek ostatni podminky pro stanoveni Ghrady a je-li hrazen z vefejnych prostiedkd
alespori ve 2 zemich referencniho kose. PFi stanoveni zdkladni thrady Ustav postupuje podle § 39¢
obdobné.”

§39D odst. 3

.Na ndlezitosti Zddosti o do¢asnou Uhradu se pouZije § 39f odst. 1, 5 az 11 pfiméFené. Zadatel je
ddle povinen prokdzat, jakym zplsobem zajisti

a) pribézné hodnoceni terapie posuzovanym vysoce inovativnim pripravkem,

b) limitaci dopadu docasné thrady na financni prostfedky zdravotniho pojisténi,

¢) hodnoceni ndakladové efektivity,
hrazeni nakladii na doléceni pacienta vysoce inovativnim pripravkem po
uplynuti doby, na kterou byla stanovena doCasnd Uhrada, az do prevedeni
pacienta na jinou terapit.”

Pfi stanoveni tzv. zakladni Uhrady na zakladé které se vypocita uhrada léCivého pripravku je zésadni
posouzeni terapeutické zaménitelnosti s ostatnimi hrazenymi léCivymi pripravky a pfislusnost do
skupiny terapeuticky zaménitelnych lécivych latek neboli referencni skupiny. Referencni skupinou
se rozumi skupina terapeuticky zaménitelnych lécivych pfipravkli s obdobnou nebo blizkou
ucinnosti a bezpecnosti a obdobnym klinickym vyuzitim. Seznam referencnich skupin je uveden ve
vyhlasce o seznamu referencnich skupin, kterou vydava Ministerstvo zdravotnictvi.®®

Uhradové regulace v CR stoji na principu stejné Ghrady za stejny Gcinek. Z pohledu vydajd
z prostiedkU verejného zdravotniho pojisténi by nemélo byt podstatné, jaka konkrétni léciva latka
je pacientovi podavana, Uhrada za stejny Ucinek by méla byt stejna. To znamena, ze pokud je
terapeuticky zaménitelnych vice |éCivych latek, srovnaji svou Uhradu na Uroven obvyklé denni
terapeutické davky, ke které se vaze stejny terapeuticky Ucinek. Ve spravnim fizeni je za timto
Ucelem kromé vzajemné terapeutické zaménitelnosti jednotlivych [éCivych latek zjiStovana také
pravé i denni terapeuticka davka, pfi které dosahuiji jednotlivé Iécivé latky stejného Gcinku. Uhrada
za obvyklou denni terapeutickou davku je nazyvana zakladni ahrada.
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Zakladni Uhrada za obvyklou denni terapeutickou davku se stanovi na podkladé zjistovani tzv.
vnéjsich cenovych referenci, kdy jsou zjistovany ceny lécivych pripravk ve véech zemich EU (i CR)

evvs

denni terapeutickou davku.

V pfipadé, Ze existuje srovnatelné Gcinna a nakladové efektivni terapie a jeji naklady jsou nizsi nez
Uhrada stanovena na zakladé cenovych referenci, stanovi SUKL zakladni Ghradu na zakladé dennich
nakladl srovnatelné Gc¢inné terapie.

Dale zakon umoznuje stanovit zakladni Uhradu podle navrzené ceny vyrobce uvedené v dohodé
o nejvyssi cené nebo dohodé o tihradé, pokud je nizsi nez zakladni Uhrada stanovena na zakladé
cenovych referenci, nebo naklad(i srovnatelné Gcinné terapie.

Konecné vyse Uhrady jednotlivych baleni léCivych pripravkd se vypocditaji ze zakladni Uhrady pomoci
prepoctl uvedenych v provadéci vyhlasce k zakonu o verejném zdravotnim pojisténi.

Vzdy plati, Ze stanovena Uhrada musi byt zaroven prokazatelné nakladové efektivni na zakladé
farmakoekonomického zhodnoceni a soucasné musi byt akceptovatelny jeji celkovy dopad do
rozpoctu verejného zdravotniho pojisténi.

Lécivé pripravky se stanovenou Uhradou z verejného zdravotniho pojisténi jsou publikovany na
mésicni bazi v Seznamu cen a Ghrad (dale jen ,SCAU"). SCAU obsahuje kromé vySe Uhrady
a podminky, dle kterych m{zZe byt Uhrada uplatnéna, také maximalni cenu léCivého pfipravku a dalsi
informace.

Podminky, za kterych budou lé&ivé pfipravky hrazeny, mize stanovit SUKL vyzaduji-li to odborna
bezpecnostni nebo ekonomicka hlediska spojena s lécbou a pokud je to nezbytné pro zajisténi
Ucelného a hospodarného pouzivani léCivych pripravka.

Uhradovy systém rozeznéva dva zakladni druhy podminek thrady regulujici hrazené pouziti léku:

¢ Preskripcni omezeni
¢ Indika¢ni omezeni

Preskripcni omezeni urcuje, ktery 1ékar dle odborné specializace mlze |éCivy pfipravek predepsat
k Uhradé z prostfedkd verejného zdravotniho pojisténi. V podminkach uhrady mdze byt uvedeno,
ze |éCivy pripravek mize predepsat pouze |ékar v ném uvedeny anebo i jiny lékar (praktik nebo
specialista), povéreny |ékarem odbornosti uvedené v preskripcnim omezeni.

Zaroven maze SUKL stanovit indika¢ni omezeni, ve kterém urci skupinu pacientd nebo onemocnéni,
u nichz vyhradné bude lécivy pripravek z prostfedkl verejného zdravotniho pojisténi hrazen.
Indika¢ni omezeni mlize zahrnovat i podminky zahajeni lécby, ukonceni lécby a podminky
pravidelného prehodnocovani. Indikacni i preskripcni omezeni jednotlivych IéCivych pripravki jsou
uvedeny v Seznamu hrazenych |écivych piipravk( a potravin pro zvlastni lékarské Gcely (LP/ PZLU)
nebo v pomocnych ¢iselnicich zvefejnénych na webovych strankach SUKLu.

Pfi kazdém fizeni o stanoveni, resp. zméné, zakladni Uhrady skupiny v zasadé terapeuticky
zaménitelnych lécivych piipravka musi SUKL navic zohlednit, zda je 1é&ivy pFipravek soucasti skupiny
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léCivych latek uvedenych v Priloze €. 2 zakona o verejném zdravotnim pojisténi a zda je v rdmci
této skupiny zajisténa plna Uhrada (tzn. doplatek pro pacienta je nulovy) alespon jednoho Iécivého
pripravku. Priloha ¢. 2 zakona o verejném zdravotnim pojisténi obsahuje v soucasné dobé 195
skupin |éCivych latek. Pouze v téchto skupinach lécivych latek zakon uklada povinnost zajistit pIné
hrazeny léCivy pripravek. Ne vsechny terapeutické skupiny léCivych pripravkd jsou zarazeny do
nékteré ze skupin Prilohy C. 2. Neplati proto, Ze v kazdé referencni skupiné musi byt alespon jeden
pripravek pIné hrazen.

3.3.1 Legislativa souvisejici s cenovou a ihradovou regulaci

Na léciva, ktera jsou hrazena z rozpoctu zdravotnich pojistoven se vztahuje cenova a Uhradova
regulace.

Obé regulace, cenova i Uhradova regulace se ¢astecné prolinaji, pouzivaji podobné mechanismy
a jsou realizovany v podobném administrativnim procesu ve spravnim fizeni, jehoz podminky jsou
stanoveny zejména v zakoné o vefejném zdravotnim pojisténi (Zakon ¢. 48/1997 Sb. - Zakon
o verejném zdravotnim pojisténi a o zméné a doplnéni nékterych souvisejicich zakon() a jeho
provadécich predpisech.’

Soucasny format Uhradové regulace byl zaveden od roku 2008, kdy doslo v CR k zasadni novelizaci
zakona o verejném zdravotnim pojisténi. Pro zafazeni novych 1éki mezi hrazené pripravky zavedl|
zakon proces stanoveni Uhrady a jejich podminek ve spravnim fizeni a jako jeho soucast povinnost
hodnotit nakladovou efektivity a dopad do rozpoctu dané lécby. K tomuto kroku doslo v souladu
s pozadavky Evropské transparenc¢ni smérnice (Transparency Directive 89/105/EEC). 44

Regulovana Uhrada zajistuje pro pacienta pravni narok ziskat hrazeny Iék, jestlize jsou splnény
podminky pro jeho Uhradu.

Pravidla pro vstup nové lécby nebo nové indikace jiz hrazené l1écby mezi ostatni terapie hrazené
z vefejného zdravotniho pojisténi jsou dany zminénym zakonem o verejném zdravotnim pojisténi
(€. 48/1997 Sb.)":

e § 15 odst. 6 (d) Ustav nepfiznd uhradu, jde-li o lécivé pfipravky a potraviny pro zvidstni
lékarské ucely, které nesplriuji podminky ucelné terapeutické intervence

e § 15 odst. 7 Ucelnou terapeutickou intervenci se rozumi zdravotni sluzby poskytované
k prevenci nebo lécbé onemocnéni za tiicelem dosazeni co nejucinnéjsi a nejbezpecnéjsi
lécby pri zachovani nakladové efektivity.

v

Bliz$i podminky jsou dany provadéci vyhlaskou Ministerstva zdravotnictvi ¢. 376/2011 Sb.%
a vyhlaskou ¢ 384/2007 Sb. o seznamu referencnich skupin®, kterd stanovuje seznam skupin
léCivych pripravk(l v zasadé terapeuticky zaménitelnych s obdobnou nebo blizkou ucinnosti
a bezpecnosti a s obdobnym klinickym vyuzitim (referen¢ni skupiny).

Dalsimi podzakonnymi normami, které utvari podminky a ramec pro proces stanoveni Uhrady
a podminek Uhrady lé¢ivym pfipravkdm pro ambulantni pouziti, jsou metodiky SUKLu*
a rozhodovaci praxe spravnich organt (viz Obrazek 6).
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Obrazek 6 Normy tvofici ramec cenové a thradové politiky CR 37.46. 47

Rozhodovaci praxe/
Judikaty Mzd

Metodiky SUKLu

Vyhlasky MZd - provadéci
vyhlaska (376/2011 Sb.),
Vyhlaska o seznamu RS
A N

Zakon 48/1997 a jeho
novely: Zakladni definice,
rozsah pozadavku

A

3.3.2 Postup stanoveni uhrady

Uhrada muze byt trvala, podléhajici revizi jeji vyse pravidelné kazdych pét let, nebo ve specifickych
pfipadech muze byt stanovena docasna Uhrada na omezenou ¢asovou dobu, a to az na tfi roky.
Docasna Uhrada je institut zakotveny v zakoné o verejném zdravotnim pojisténi pro vysoce
inovativni lécivé pripravky (VILP) splnujici zakonna kritéria.

Proces vedouci k rozhodnuti o Uhradé se sklada z posouzeni jednotlivych ¢asti hodnoceni. Faze,
kterymi se SUKL pFi posuzovani hodnoceni 7adosti o stanoveni vy3e a podminek Ghrady zabyva
pred vydanim rozhodnuti, zachycuje Obrazek 7.
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Obrazek 7 Proces stanoveni tihrady lécivych pFipravka ve spravnim fizeni (CR)42

Posouzeni ¢ zafazeni do referencni skupiny
terapeutické e posouzeni doporucenych
zaménitelnosti postupl lécby - vybér
komparatora
¢ Jedna se o vysoce zavainé
Posouzeni onemocnéni?
|L:> inovativnosti «Jaky je ptinos vyhodnoceni klinické
ucdinnosti a bezpecnosti?

Stanoveni
obvyklé denni
terapeutické

davky (ODTD)

Kalkulace zakladnfi
Uhrady
Hodnoceni
nakladové efektivity
a dopadu na

rozpocet

|—|__> Podminky thrady

Z vefejného zdravotniho pojisténi Ize také ziskat Uhradu dle paragrafu 16 zdkona o verejném
zdravotnim pojisténi. Tato Uhrada je urcena pro vyjimecné pfipady na individualni zadost a jeji narok
posuzuji revizni lékafi zdravotni pojistovny.

V CR se tedy uplatiiuji tfi cesty, které je mozné vyuzit pro vstup mezi terapie hrazené z vefejného
zdravotniho pojisténi. Moznosti, jak v Ceském systému dosahnout Uhrady shrnuje Obrazek 8.
Vsechny tfi cesty jsou ukotveny zakonem o verejném zdravotnim pojisténi. Zatimco prvni dva typy
Uhrady, trvald a docasna, jsou vysledkem spravniho fizeni a rozhodnuti o nich je promitnuto do
SCAU, ktery je pro pojistovny pfi Uhradach péce za pojisténce zavazny, individualni Uhradu na §16
zakona o verejném zdravotnim pojisténi |ze ziskat pouze po schvaleni reviznim |ékafem zdravotni
pojistovny pro konkrétniho pacienta.

Docasna Uhrada pro vysoce inovativni lécivé pfipravky je pfi hodnoceni zprosténa prokazani
nakladové efektivity s ohledem na WTP, ale zavazuje drzitele rozhodnuti o registraci léCivého
pripravku ke sbéru dat a Uhradé nakladl na lécbu rozlécenych pacientl v pfipadé nesplnéni
podminek pro prodlouzeni Uhrady.

Pro individualné specifické pfipady pacientl, u kterych je z vyjimecnych divodl jedinou lécebnou
alternativou nehrazena terapie, Ize Uhradu ziskat na zakladé § 16 zakona o verejném zdravotnim

pojisténi. S touto alternativou je ovsem spojena nejvyssi nejistota z pohledu dostupnosti hrazené
terapie.
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Obrazek 8 Moznosti stanoveni thrady lé¢ivych pFipravki pro ambulantni pouziti v CR!

Podminka WTP<1,2 mil.

Trvald Ghrada Ke/QALY jistota
+regulovany budget

Neni relevatni WTP, ale
Zadatel se musi zavazat

Docasna uhrada - pro shér dat a Ghradu docasna
VILP nakladl pfi nesplnéni jistota
podminek trvalé thrady
za 3 roky

Individualni Zddost na 3
Individualni - §16 mésice, obtizny nejistota
schvalovaci proces

Pro Uplnost je vhodné uvést, ze |éCivé pripravky pouzivané v ramci hospitalizace jsou hrazeny
z |ékového pausalu pfi l0zkové péci, nebo z nemocnicnich Ciselnikl zdravotnich pojistoven. Do
budoucna je dale planovana nova moznost ziskani Uhrady pro Ié¢iva na ultravzacnd onemocnéni.

3.3.2.1  Trvala Uhrada

Trvala Uhrada z verejného zdravotniho pojisténi se stanovi ve standardnim procesu stanoveni
Uhrady lécivych pfipravk(, ktery sméfuje k rozhodnuti o Uhradé nepodminéné casem a sbérem dat
a zafazenim do SCAU.

Trvald Uhrada je stanovena na zakladé prokazaného klinického prinosu, klinické bezpecnosti
a pozitivnich vysledkd farmakoekonomického hodnoceni (analyzy nakladové efektivity a dopadu
do rozpoctu). Pozadovano je splnéni nakladové efektivity (ICER<WTP) a akceptovatelny dopad do
rozpoctu, jak uvadi metodika.?

SUKL uplatriuje jako akceptovatelnou hranici WTP pro pomér néklad(i a pfinost hodnotu 1,2
milionu K¢/QALY. Tato hranice byla stanovena v souladu s pozadavkem § 15 odst. 8 véty druhé
zakona o verejném zdravotnim pojisténi, kdy byla analyzovana spravni fizeni s terapeutickymi
postupy, které pfi vysSich nakladech prinasely vyssi terapeuticky Gcinek. Z analyzy probéhlych
spravnich Fizeni vyplynulo, Ze 97 % terapeutickych postupl mé tento pomér nizsi nez 1,2 milionu
KE/QALY a terapie s pomérem nakladu a pfinosd pod hranici 1,2 milionu KE/QALY tak Ize povazovat
za nakladoveé efektivni, nebot’ splfiuji podminku danou ustanovenim § 15 odst. 8 véty druhé zakona

o verejném zdravotnim pojisténi.? 49

Dopad na rozpocet je posuzovan jako akceptovatelny v pfipadé, ze jeho vyse je srovnatelna s dfive
schvalenymi dopady lécivych pfipravk( uréenych k terapii stejného onemocnéni.*®

U pfipravkl trvale hrazenych z verejného zdravotniho pojisténi mlze nastat zména pouze ve vysi
Uhrady ¢i podminkach uUhrady, a to vlivem hloubkové revize Uhrady probihajici pravidelné
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v pétiletych intervalech, nebo v ramci zkracené revize Uhrad v pfipadé potencialu vysokych Uspor
vlivem zmény trhu.

3.3.2.2 Docasna uhrada vysoce inovativnich Iécivych pfipravki

Jako vysoce inovativni je mozné klasifikovat takové |éCivé pripravky, které se pouzivaji k l1écbé
zavazného onemocnéni a jsou v porovnani se stavajici 1écbou vyznamné Gcinnéjsi &i podstatné
snizuji umrtnost, popf. maji vyznamné méné zavaznych nezadoucich ucinkd, kvili kterym museli
pacienti IéCbu prerusovat. Vysoce inovativnim pfipravkem jsou také ty léky, které nemaji alternativu
hrazenou ze zdravotniho pojisténi. Odborna kritéria pro posouzeni VILP jsou definovana
ustanovenim & 40 vyhlasky ¢ 376/2011 Sb.4> 30

Vysoce zavaznym onemocnénim je onemocnéni vyzadujici trvalou nebo dlouhodobou
hospitalizaci, onemocnéni vedouci k ¢astym opakovanym hospitalizacim po dobu nékolika let,
invalidité nebo onemocnéni, kterd maji za nasledek trvalé zavazné poskozeni zdravi, Uplnou
nebo témér Uplnou ztratu zraku, sluchu, fec¢i nebo pohybu, nebo onemocnéni, kterad zkracuji
predpokladanou délku Zivota vice nez o 20 % (§2 vyhlasky ¢. 376/2011).%

Témto inovativnim léCivym pripravkdm, o kterych zatim neexistuje dostatek udajd, aby mohly projit
standardnim, vySe popsanym procesem stanoveni Uhrady ze zdravotniho pojisténi, mize byt
stanovena tzv. docasna Uhrada (celkem maximalné na tfi roky)." BEhem této doby by mélo dojit ke
shroméazdéni dostatecného mnozZstvi dajl o Ucinnosti terapie tak, aby bylo mozné stanovit trvalou
Uhradu. PFi splnéni kritérii VILP a zazadani o stanoveni docasné Uhrady plati pro hodnoceni
nakladové efektivity a dopadu na rozpocet specifické podminky. Nakladovou efektivitu neni nutné
pro docasnou Uhradu prokazat a hranice WTP neni pro ziskani Uhrady smérodatna. V docasné
Uhradé neni posuzovan ani dopad na rozpocet, ktery je oSetfen smlouvou o limitaci nakladd
a sdileni rizik.#®

Inovativni léky Casto predstavuji pro pacienty zachranu nebo prodlouzeni Zivota ve vyssi kvalité.
Jedna se o velice nakladnou lécbu, jejiz pouziti je vazano na vysoce specializovana centra, ktera na
tuto pécli maji uzavienou smlouvu se zdravotni pojistovnou. Podminky, za kterych mohou
specializovana pracovisté podavat Iécbu VILP, jsou definovany § 42 vyhlasky ¢ 376/2011 Sb.*
Z toho davodu se vysoce inovativnim léCivym pfipravkim prezdiva centrova lécba.

Naklady zdravotniho pojisténi za centrové léky v roce 2017 Cinily 15,6 miliardy korun na terapii
celkem 58 067 pacientl. Z toho nejvyssi podil na celkovych Uhradach zaujimaji terapie z oblasti
onkologie solidnich nadord, neurologie a hematologie+hematoonkologie.>' Pocet pacientd, ktefi
byli 1é¢eni inovativnimi Iéky, vzrista a v letech 2010 az 2015 doslo k navySeni poctu pacientl
a nakladu skoro o 50 %.>

Soucasti zavazku pfi zisku docasné Uhrady je povinnost zaloZeni registru VILP a sbéru dat. Zakladani
registru probiha fizené a sbér dat podléha schvalené projektové dokumentaci, kterou zajistuje
odborna spole¢nost, zdravotni pojistovny, SUKL, Ministerstvo zdravotnictvi a hlavnim garantem
a koordinatorem je Kancelat zdravotniho pojisténi. Zadatel je zarover ve svém zavazku povinen
prokazat, jakym zpUlsobem zajisti Uhradu nakladl na doléceni pacienta Ié¢eného VILP po uplynuti
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doby, na kterou byla stanovena docasna Uhrada, az do prevedeni pacienta na jinou terapii, pokud
nebudou splnény podminky pro prechod do trvalé Ghrady.

K odstranéni problému s nedostatkem Udaji pro hodnoceni nakladové efektivity by méla slouzit
data sesbirand prostrednictvim VILP registru, kterd jsou po uplynuti 3leté docasné uUhrady
vyhodnocena a prezentovana SUKLu ke kritickému posouzeni jiz v ramci pravidel trvalé Ghrady
z verejného zdravotniho pojisténi. Zaroven béhem 3letého obdobi docasné Uhrady dochazi
postupné k cenové erozi na referencnich trzich v EU, které vzhledem k stanovovani Uhrady vnéjSim
cenovym referencovanim ovliviuje i ¢eskou Uhradu lécivého pFipravku.>® >4 Pokles nakladd spolu
s vyvojem potencionalné pozitivnéjsi evidence o vysledné ucinnosti s jasné prokazanym uzitkem
v klinické praxi, tfeba zaméfenim se na podskupiny pacientl s vyssi potfebou lécby a nejvyssi
profitabilitou z 1é¢by, vede Casto ke zlepseni vysledkl nakladové efektivity a dopadu do rozpocty,
¢imz je dosazeno spInéni podminek pro schvéleni trvalé uhrady.*'

Vyhodou léCiv s vysoce inovativnim statusem je moznost docasné Uhrady na tfi roky bez povinnosti
prokazovat nakladovou efektivitu. V odivodnénych pripadech je mozné docasnou Uhradu ziskat
i pro lécivé pripravky s klinickymi daty z jednoramennych klinickych studii. Obvykle je také proces
stanoveni Uhrady na docasnou dobu rychlejsi. Povinnosti je zavedeni a financovani registru
a uzavieni zavazku na doléceni pacientd na vlastni naklady v pripadé, Ze léCivy pripravek ztrati
Uhradu. Pfed rozhodnutim, zda zazadat o docasnou Uhradu, je tieba zvazit, zda Iécivy pripravek
splfuje zadkonna kritéria VILP a jaka je pravdépodobnost, Ze po tfech letech bude prokazana
nakladova efektivita, napr. zda Ize oCekavat lepsi vysledky terapie v klinické praxi, Ci vyrazné snizeni
nakladd.

3.3.2.3 Individuélni Uhrada

Zakon o verejném zdravotnim pojisténi umoznuje individualni a mimoradnou Uhradu dosud
nehrazené zdravotni péce pro zvlastni situace, kdy pacient ve vazném zdravotniho stavu nemuze
byt léCen léky, které jsou hrazeny ze zdravotniho pojisténi. Tento vyjimecny zpUlsob Uhrady je
definovan konkrétné v § 16 zakona o vefejném zdravotnim pojisténi’:

(816) ,Prislusna zdravotni pojistovna hradi ve vyjimecnych pfipadech zdravotni péci, jinak zdravotni
pojistovnou nehrazenou, je-li jeji poskytnuti z hlediska zdravotniho stavu pojisténce jedinou
moznosti zdravotni péce.”

Jak vyplyvé ze znéni zakona, jedna se o mimoradnou Uhradu, kterad je mozné v pripadech, kdy byly
u konkrétniho pacienta splnény kumulativné podminky:

e jedna se o vyjimecny pfipad,
e zdravotni sluzba neni hrazena z prostredk( verejného zdravotniho pojisténi,
e byly vyCerpany vsechny moznosti hrazené Iécby,

e jedna se o jedinou moznost IéCby z hlediska zdravotniho stavu pojisténce.
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Po splnéni zminénych podminek, které posuzuje revizni Iékar zdravotni pojistovny na zadost
pacienta, je takovy lék schvalen k Uhradé s odkazem na ustanoveni §16 zakona o verejném
zdravotnim pojisténi.

Jedné se ¢asto o pripady, kdy ve spravnim fizeni, kterym je povéren SUKL, neni mozné z objektivnich
dlvodU Uhradu ziskat, napf. v situacich kdy:

e |éCivy pripravek neprosel spravnim fizenim o stanoveni vyse a podminek Uhrady s ohledem
na neobvyklé pouziti,

e jedna se o nedokoncené spravni fizeni o stanoveni vyse a podminek Uhrady (neodkladné
pfipady),

e se objevi nové skutecnosti (indikace, studie, vypadek jiného hrazeného IéCivého pfipravku).

Schvaleni lé¢by reviznim lékafem je administrativné pomérné narocny proces.'® Osetfujici IékaF
musi v zadosti zpracovat, jakou léCbu jiz pacient absolvoval, vjakém je zdravotnim stavu
a oduvodnit, proC je pozadovany lék jedinou moznosti IéCby pro tohoto pacienta. V praxi se
nejcastéji jedna o zadosti na |écCivé pripravky, které jsou nové a dosud nemaji stanovenou Uhradu
ze zdravotniho pojisténi, nebo se jedna o pouziti k 1éCbé onemocnéni, pro které neni dany lék
registrovan, ale zaroven existuje védecky dlkaz o jeho Gcinnosti u tohoto konkrétniho pacienta,
a to v situaci, kdy jina lécba neni Ucinna nebo ji pacient ze zdravotnich divod( nemUze podstoupit.
Pripadné se mize jednat o situaci, kdy je l1ék ze zdravotniho pojisténi hrazen pouze po urcitou dobu,
nicméné konkrétni pacient mdze mit prospéch z pokracujici l1é¢by.3®

Davodem pro schvaleni zadosti o vyjimecnou Uhradu musi byt vzdy zdravotni stav pacienta. Jiné
dlvody, jako je napf. financni situace pacienta, jeho prani ¢i naopak odmitani Iécby, nemohou byt
pfi rozhodovani o hrazeni z prostiedkd verejného zdravotniho pojisténi brany v potaz.

Jednotlivi pacienti Ci Iékafi jako jejich zastupci musi kazdé tfi mésice znovu predkladat opakované
zadosti zdravotnim pojistovnam, coz pro né samotné i pro Uredniky zapojené do individualniho
schvalovaciho procesu predstavuje znacné administrativni zatizeni. Nepredvidatelnost
rozhodovaciho procesu je vysoka, protoze jednotlivé pripady jsou pridélovany reviznim lékariim
prislusnych pojistoven, coz pfirozené brani konzistenci v rozhodovacim procesu.

Ve srovnani s Ghradou lé¢iv garantovanou na zakladé SCAU podle rozhodnuti SUKLu je pfistup
k 1éCbé na §16 zakona o verejném zdravotnim pojisténi vysoce nepredvidatelny proces, ktery vytvari
dodatecné prekazky a omezuje pristup pacientl k [ékiim na vzacna onemocnéni (napt. diky faktu,
ze zadost o Uhradu musi byt obnovovana a znovu schvalovana kazdé tfi mésice). To je v ostrém
kontrastu k optimalni situaci spojené se standardni Uhradou, kdy jsou vsechny uvedené léky
dostupné neomezené (v mezich stanovenych podminkami Uhrady) vsem zpUsobilym pacientlim na
zakladé transparentniho rozhodovani o uhradé.

Dalsi nevyhodou individuadlniho procesu vyjimecné Uhrady je Uplnd absence pozadavki na
farmakoekonomické hodnoceni. Transparentni pfistup pfi rozhodnuti o Uhradé by mél zahrnovat
zhodnoceni pfinos a naklad( s cilem informovat o hodnoté vynaklddanych penéz a oddvodnit

s v

rozhodnuti o Uhradé. Bez této informace vyuziti paragrafu 16 vytvari rozdily v ,hodnoté” 1éCivych
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pfipravkl pritomnych na trhu a vytvari tak paralelni systém dhrady, ktery neni dlouhodobé
udrzitelny.

3.3.24 Problémy a nedostatky souc¢asného Uhradového systému

Pfi hodnoceni nakladové efektivity musi vyrobce prokazat, ze je |éCivo UCinnéjSi nez prislusné
komparatory a ze zvySené naklady na néj jsou kompenzovany zvySenym prinosem. Napfriklad
u novych onkologickych [éCiv je toto velka prekazka, protoze vzhledem k vyrobcem navrhovanym
cenam a dosahovanych zlepseni medianu celkového preziti v radu mésicd nemohou byt nova
onkologika nakladové efektivni. Institut vysoce inovativnich IéCivych pfipravkud (VILP) tento problém
vétdinou pouze ¢asové odsune. Zakon nedava SUKLu dostatek moznosti pro léky s vysokou
potiebou léCby a ty pak obchéazi systém.

Jednotna hranice WTP zplisobuje, ze néktefi vyrobci léCiv vyuzivaji Sedé zény, aby se WTP vyhnuli.
WTP je dulezity nastroj pro racionalizaci jednotlivych rozhodnuti o Uhradé, ovsem trendem je
zavadét pohyblivou hranici WTP v zavislosti na pfinosu hodnocené 1é¢by (inovace, socialni hodnota,
naro¢nost onemocnéni).

Platce zdravotniho pojisténi jako Ucastnik spravniho fizeni je subjektem, ktery ma moznost vstoupit
do procesu a uplatnit nastroje i v zahranici vyuzivanych schémat sdileni rizik mezi vyrobci a platci
zdravotni péce. Jedna se o tzv. ,risk-sharingové” dohody nebo ,managed entry agreements” (fizeny
vstup novych léciv). Cilem téchto schémat je umoznit pacientdm co nejrychlejsi pristup k inovativni
|éCbé a zaroven kontrolovat naklady a v idealnim pfipadé z pohledu zdravotni pojistovny hradit jen
individualné Gspésnou terapii. Také v CR se dnes pfi vyjednavani o Ghradé novych molekul nejen
v onkologii tato schémata casto pouzivaji. VétSinou se ale jedna o (Cisté financni ujednani (tzv.
.cost-sharing”), které muze byt nastaveno na Urovni celé |é¢ené populace (price-volume
agreement), nebo na Urovni jednotlivého pacienta. Méné Cast3, ale o to pfinosnéjsi jsou schémata
zalozena na dosazeném vysledku lécby (outcomes-based), kdy Uhrada nalezi pouze pacientim,
ktefi dosahnou Uspésné lécby v presné definovaném klinickém parametru. Naklady na lécivo
podané pacientovi, u kterého lécba v casné, predem definované fazi 1éCby selze, jsou pak hrazeny
vyrobcem.? Tato ujednani véak v CR nejsou zauzivana.

Dal$im moznym problematickym mistem je skutecnost, ze data z klinickych studii nemusi vzdy pIné
odpovidat realné klinické praxi. Specifikem registracnich klinickych studii je omezeny pocet
pacientd a omezena doba sledovani. Pouziti inovativniho |éCiva u vétSiho poctu pacientd v realném
klinickém prostredi nékdy vede k identifikaci dalSich neocekavanych nezadoucich Gcinkl (vzacné
nebo opozdéné nezadouci Ucinky, které nebyly v klinickych studiich zjistény) a velmi ¢asto odhaluje
mezery mezi Ucinnosti hodnocenou v klinickych studiich a Ucinnosti v realné praxi. Jako potencialné
vyuZitelny zdroj dat z realné klinické praxe jsou v prostiedi CR registry vysoce inovativnich pFipravk
nebo pacientské registry, napfiklad pro onkologicka onemocnéni.
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4 MULTIKRITERIALNI ANALYZA

V poslednich letech byl namifen zvySeny zajem na MCDA jako metodu aplikovatelnou v HTA pro
urceni priorit ve zdravotnim systému a zkvalitnéni rozhodovani o hodnoté zdravotnické
technologie. Prestoze HTA agentury pripousti ve svych hodnocenich vedle nakladl a klinickych
pfinost i jiné faktory pfinosu, nejsou pfesné méreny a formalné hodnoceny.?® 2> Informace nejsou
vyuzity v plném rozsahu a prioritizace 1é¢by na zakladé vice kritérii je hodnocena ad-hoc.*® Jak
integrovat jednotlivé ¢asti komplexniho hodnoceni a zahrnout tak politické zajmy i zajmy pacient(
a dalSich osob profitujicich z hodnoty zdravotnické technologie do metodicky transparentniho
hodnoceni nabizi metody MCDA.

Multikriterialni analyza:

e Je vhodna u komplexnich rozhodnuti, ktera jsou problematicka pro mnozstvi kritérii, ktera
musi byt zohlednéna.

e Strukturuje problém na casti relevantni pro vyhodnoceni a pomaha tak v rozhodovani.

e Umoznuje transparentnost a konzistentnost napfi¢ provedenymi rozhodnutimi.

MCDA Ize provadét dle Sirokého spektra metodickych postup(.” MCDA je nastroj pouzivany
v mnoha oborech, napfiklad technickych nebo ekonomickych.”® | ve zdravotnictvi maze byt MCDA
uplatnéna pri Siroké skale rozhodovani zahrnujici problematiku alokace financnich zdrojl, analyzy
pfinosu a rizik, rozhodovani lékarG a pacientl o prioritizaci péce, véetné HTA hodnoceni. V roce
2014 vznikla v ramci ISPOR pracovni skupina pro pfipravu doporucenych postupl pro pouziti
metody MCDA. Definice MCDA v zdravotnické problematice byla ustavena jako soubor pfistup(,

které se snazi zohlednit explicitné vice kritérii a napomoct tak v rozhodovani skupin ¢i jednotlivca.
59, 59, 5

MCDA analyza je zalozena predevsim na trech pilifich:

e souboru kritérii neboli parametr( relevantnich pro urceni hodnoty pfinosu léCby,

e vaze neboli dllezitosti jednotlivych kritérii, ur¢ené zicastnénymi stranami (pacienti, lékafi,
platci zdravotni péce a dalsi),

¢ vykonu hodnocené lécby v jednotlivych kritériich

MCDA je jednim z novych koncept(i v rdmci ur¢ovani komplexni hodnoty novych zdravotnickych
technologii v rdmci HTA a nasledného rozhodovani o Uhradé technologii z verejného zdravotniho
pojisténi. Pouziti techniky MCDA mUze zlepsit kvalitu zhodnoceni a prehlednost celého procesu
vedouciho k rozhodnuti povérenych instituci. Vyhodou MCDA je mozZnost zvyraznit kritéria, ktera
z pohledu hodnoty dominuji, disproporcnim rozlozenim vah mezi vsemi zvazovanymi kritérii.

Pod pojmem MCDA se skryva vice dostupnych metod, ale obecné se jedna o systematicky proces
objasnujici relevantni kritéria, jak jsou dana kritéria méfena a jakou maji vahu.®°

Kritéria mohou byt explicitni nebo je jejich vybér zavisly na relevanci v kazdém hodnoceném
pripadé.
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Potencialnim Uskalim pfi vybéru kritérii je jejich prekryv nebo duplikace. Dikazy o klinické ucinnosti
a nakladova efektivita se pravdépodobné ¢astecné prekryvaji, coz znamena, Ze je kritériu Uc¢innosti
pripisovana vyssi vaha, nez je na prvni pohled patrné. Proto je vhodné dbat na to, aby kritéria byla
rozdélena co nejvice do nezavislych kategorii. Vzajemny prekryv kritérii je tim pravdépodobnéjsi,

¢im pocetnéjsi je sada kritérii (napf. 10 a vice).®'

Pfi MCDA je nakonec nejcastéji vazené skore pro kazdé hodnocené kritérium agregovano jako jejich
soucet. Tato agregovana hodnota reprezentuje vyslednou celkovou hodnotu.

Pro vysledek multikriteridlniho hodnoceni dle MCDA je dilezity proces vazeni, skorovani, ale
v neposledni fadé i vybér vsech vhodnych kritérii. MCDA nutné nenahrazuje, ale vhodné doplnuje
analyzu nakladové efektivity.

MCDA modely umozniuji zohlednit rlzné perspektivy dotéenych skupin respondentd
a zkombinovat rozdilny pohled na vahu ¢i pfinos hodnocenych kritérii. Mezi potencialni
respondenty s vlastni specifickou perspektivou patfi: verejnost, poskytovatelé zdravotni péce (Iékafi,
nemocnice atd.), platci (zdravotni pojistovny), pacienti, pramysl (farmaceutickd firma). Vsechny

zminéné skupiny maji vlastni zajmy a znalosti, které je, byt podprahové, ovlivriuji.6* 63

4.1 Typy rozhodnuti ve zdravotnictvi vhodné k vyuziti MCDA

Priklady uplatnéni MCDA uvadi Tabulka 3. Vycet typU rozhodnuti neni vyclerpavajici, ale
demonstruje pestrou skalu rozhodnuti, kde Ize MCDA vyuzit. Pouzita kritéria a zahrnuti respondenti
zavisi na typu provadéného rozhodnuti.®

Vystupy a zavéry z MCDA mohou byt vyuzity k riznému typu rozhodnuti, napf. k pochopeni
hodnoty pfinosu ve srovnani s alternativami pro Gcely Uhrady IéCiv nebo k urceni poradi Iécebnych
alternativ pro pacienta nebo k zafazeni hodnocenych alternativ do kategorii, kterymi mohou byt
schvaleni, zamitnuti ¢i podminecné schvaleni s doporucenim pro dodatecny sbér dat.

Rozhodnuti pomoci MCDA mohou byt také jednorazova, napf. pfi provadéni vybéru nejvhodnéjsi
|é¢by mezi alternativami pro pacienta, nebo opakujici se, napf. v pfipadé rozhodovani o stanoveni
Uhrady v ramci HTA. V HTA se z toho dlivodu uplathuje dohodnuty soubor shodnych principQ
a kritérii, tak aby byla zajisténa konzistentnost rozhodnuti.

MCDA umozfuje angaZovat pacienty do HTA procesu. Ucast pacient(i a zohlednéni preferenci
pacientd v HTA je uznavano jako dulezitda komponenta rozhodovani ve zdravotnictvi, ovsem casto
neni jasné, jak zjiStované preference pacientl kvantifikovat, k Cemuz muze prispét aplikace MCDA.

MCDA mUze také pomoci v portfolio rozhodnuti, které projekty prioritizovat na zakladé jejich
hodnoty za penize.®

Publikace Marsh et al.®®> publikovala prehled vyuziti MCDA ve zdravotnictvi. Z vysledkd vyplyva, ze
vétsina (56 %) MCDA bylo provedeno za Gcelem podpofit rozhodovani o investicich ve zdravotnictvi
v ramci HTA nebo pfi rozhodovani o Uhradé. Pouziti MCDA bylo ovéem identifikovano i v rliznych
dalSich oblastech, jako je registrace 1éCiv (12 %), predepisovani lécCiv (22 %), alokace financnich
zdrojl ve vyzkumu (2 %). Podobné zavéry s rdznorodym uplatnénim MCDA ve zdravotnickych
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rozhodnutich publikoval i ¢lanek Adunlin et al.%, coz vede k zavér(, ze MCDA nachazi uplatnéni pfi

rlznych rozhodnutich a metod MCDA je nékolik.

Tabulka 3 Pfiklady vyuziti MCDA v oblasti zdravotnictvi®

Relevantni kritéria

Respondenti

preferenci/hodnoty

Typ rozhodnuti

Risk-benefit hodnoceni
(EMA) 67,92

HTA hodnoceni (NICE
v Britanii, PBAC

v Australii, IQWiG v
Némecku®, HTA
Thajsko®, Region
Lombardie’)

Analyza portfolia (kam
investovat ve vyzkumu)

Stanoveni priorit pro
alokaci zdroju ve
zdravotnim systému’?

Sdilené rozhodnuti
(pacient ve spolupraci
s lékafem o volbé
lécby)”

Systém prioritizace
pacientt k planovanym
zdravotnim
vykonim74.73

Kritérii jsou riizné
aspekty pfinosu a rizik,
které jsou relevantni pro
kazdy novy hodnoceny
lék

Kritéria se mezi HTA
systémy lisi, ale obvykle
zahrnuji Géinnost,
nenaplnénou potrebu,
zavaznost a zatéz
onemocnéni. K diskuzi je
role nakladd, nakladové
efektivity a dopadu do
rozpoctu.”

Pravdépodobnost
Uspéchu, profitabilita,
soulad s cili a investicemi
spolecnosti.

Kritéria zahrnuji napf.
ucinnost, naplnéni vysoké
potieby, spravedInosti,
politické cile atd.

Kritéria zahrnuji napf. vliv
na predpokladané preziti,
kvalitu Zivota, nezadouci
Ucinky

IéCby, [écebny

proces.
RUzna kritéria potreby

pacientll a moznost
benefitovat z [éCby.
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Regulacni komise
anebo pacienti

HTA komise,
verejnost, autorita
povérena regulaci
cen a Uhrad

Spravni rada

jmenovany vybor

Vybor povéreny
financovanim

Pacienti a klinicti
pracovnici

Klinicti experti,
pacientské skupiny
a jini zdravotnicti
odbornici

nebo

Kategorizace

Kategorizace,
fazeni, nebo
stanoveni hodnoty
pfinosu

Razeni, nebo
stanoveni hodnoty
pfinosu

Razeni

Razeni

Razeni



4.2 Typy MCDA model

MCDA proces se sklada z kvalitativni slozky, kterou je stanoveni cile hodnoceni, kritérii a méreni
sledovaného parametru, a z kvantitativni slozky, kterou je stanoveni vah, skérovani, agregace
a rozhodnuti. Pristup uvazujici pouziti vice kritérii mGze byt blize nespecifikovany bez konkrétniho
postupu, jak kritéria zaclenit do rozhodnuti, nebo se mlze jednat o pIné definované kvantifikacni
MCDA modely.”

MCDA modely mohou byt ¢lenény na ,value measurement models”, ,outranking models”
a ,reference-level models".”” 118

¢ ,Value measurement models”
- modely méreni hodnoty zahrnuji stanoveni a porovnani celkové hodnoty ciselného skére
k uréeni jakd z porovnavanych alternativ je preferované pred ostatnimi. Ciselné skére pro
kazdé kritérium je vynasobeno relativni vahou pro dané kritérium a suma vazenych skore je
vyslednym celkovym skére pro kazdou hodnocenou alternativu. Mize se jednat
o nasledujici modely:
o Vazena suma (aditivni model)
o Aditivni modely hodnot s vice atributy
e ,Outranking models”
- modely obvykle zahrnuji parové srovnani alternativ pro kazdé kritérium, které se nasledné
spoji pro ziskani nejlépe hodnocené alternativy. Mezi modely tohoto typu patfi kromé
pfimého srovnani algoritmy:

o ELECTRE (Elimination and Choice Expressing Reality)’® 7* 8, PROMETHEE
(Preference Ranking Organization Method for Enrichment of Evaluations)®!, GAIA
(geometrical analysis for interactive aid)®?

e ,Reference-level models”
- referencni model hleda alternativu, ktera je nejblize predem definované minimalni Grovni
vysledku pro kazdé kritérium. Jsou zvelké casti zaloZzeny na technikach linearniho

programovani.>® &

Pfistup ,Value measurement” je ve zdravotnictvi zdaleka nejrozsifenéj$i.®> Pfesto vhodnost
zvoleného modelu zalezi zejména na cili analyzy a povaze rozhodovéni. Pouziti MCDA
a konkrétniho pristupu by mélo byt vzdy odlvodnéno. Vybéru vhodného MCDA modelu se blize
vénuje druhy report pracovni skupiny ISPOR pro MCDA 2 Jak jiZ bylo zminéno, je mozné pouzit
MCDA metody nezalozené na formalnim modelovani, kdy jsou vysledky porovnavanych alternativ
podle hodnocenych kritérii prezentovany formou matice nebo tabulky.®

4.3 Postup pri provadéni MCDA

Tato kapitola se zaméfuje na méreni hodnoty technologie, protoze tento pfistup je pouzivan ve
zdravotnictvi ve vétsiné pfipadl. Obecné Ize fici, Ze jakykoli pfistup k modelovani hodnot zahrnuje
definovani otazky, ktera je reSena, vybér kritérii, méreni vykonu srovnavanych alternativ, skdérovani
alternativ a vazeni kritérii, agregaci jednotlivych kritérii, analyzu nejistoty a interpretaci vysledku.
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Popis jednotlivych krokl pfi provadéni MCDA byl popsan v nékolika publikacich®® > a soucasné
jsou dostupné podplrné MCDA softwary.8

Prehled krok( zahrnutych v postupu MCDA uvadi Obrazek 9. Jedna se pouze o doporucujici poradi
jednotlivych krok(. Vyhodnoceni po prvnich tfech krocich mlze byt vyuzito jako podklad
k rozhodnuti, tj. jako ¢astecna MCDA bez vazeni a skdrovani.

Obrazek 9 Jednotlivé kroky pfi méfeni hodnoty pomoci MCDA?34

Definice otazky

o |dentifikace cile, typu rozhodnuti, alternativ a dot¢enych skupin

Vybér kritérii

o \/ybér kritérii relevantnich pro srovnavané alternativy

Meéreni vysledk( - hodnoceni pfinosu

eShér dat o srovnavanych alternativach v urcenych kritériich a zdGvodnéni zdroju

Skérovani srovnavanych alternativ

e Zjistovani preferenci hodnotitel( pro zmény v ramci kritérii

Urceni vah

o Zjistovani preferenci hodnotitell pro vahu/vyznamnost jednotlivych kritérii

Vypocet agregovaného skore

¢ Kombinace hodnoty skére s vahami pro kritéria a zisk celkového skére/celkové
hodnoty, dle které Ize hodnocené alternativy seradit

Hodnoceni nejistoty

*Provedeni analyzy senzitivity k uréeni Grovné robustnosti MCDA vysledk

Prezentace a vyhodnoceni vysledkd

eInterpretace MCDA a zavérl rozhodnuti

43.1.1  Vybér kritérii

Soubor kritérii se sklada zveskerych relevantnich kritérii pro rozhodnuti identifikovanych
odbornikem na problematiku a feSenou otazku. Napriklad rozhodnuti o registraci mize byt
zalozeno vylu¢né na klinickych vysledcich |écby, zatimco rozhodnuti o Uhradé ¢i prioritizace
nejvhodnéjsi 1éCebné alternativy mlze zahrnovat Sirsi soubor hodnocenych kritérii. Soubor kritérii
by mél splfiovat nasledujici pozadavky:

o Uplnost: kritéria by méla zachycovat véechny relevantni faktory k rozhodnuti.

e Bez nadbytecnosti: pokud jsou kritéria nedllezita, napf. pokud dosahuji srovnavané
alternativy stejné Urovné prinosu, je vhodné kritérium vyradit a nestanovovat skoére a vahy
pro toto kritérium.

e Bez prekryvu: Kritéria by méla byt definovana tak, aby se zabranilo dvojimu zapoditani, a tim
se zabranilo tomu, aby se hodnoté pfisoudila pfilis velka vaha. Mohou byt ovéem v analyze
senzitivity zahrnuty separatné. Prikladem prekryvnych parametri mdze byt napf. ukonceni
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lé¢by a nezddouci Ucinky (ukonceni [é¢by mUlze vznikat v disledku nezadoucich G¢ink()
nebo kritérium nakladova efektivita spolu s naklady. Je tfeba zdUraznit, ze prekryv
neznamena korelaci. Kritéria mohou korelovat, prestoze sleduji oddélené parametry.

e Nezavislost preferenci: pfi pouziti aditivniho modelu pro agregaci celkové hodnoty by
nemél priklon k jednomu kritériu zaviset na pInéni jinych kritérii. Tzn. Ze aditivni modely
neumoznuji vzajemnou interakci kritérii. V pfipadé, Ze hodnotitel nemdze hodnotit pfinos
jednoho kritéria bez znalosti skore jiného, je nutné definovat nové kritérium tak, aby
kombinovalo zavisla kritéria, nebo je mozné pouzit multiplikativni funkci pro agregovani

60, 77, 84

hodnoty.

Pravidlo na pocet kritérii zahrnutych v MCDA neexistuje, ale publikace Marsh et al. zabyvajici se
MCDA ve zdravotnictvi uvadi primérny pocet kritérii 8,2 s krajnimi hodnotami v rozsahu tfi az 19.%°

4.3.1.2 Hodnoceni vysledného pfinosu lécby

Po definici kritérii je nutné syntetizovat data, na zékladé kterych jsou vyhodnoceny vysledky léCby
dosazené v ramci parametr( zahrnutych mezi kritérii. Metody méreni prinosu by mély byt v souladu
s principy mediciny zalozené na dlikazech a platnymi doporu¢enymi postupy. Obvykle doporucené
postupy k odvozeni miry efektu doporucuji pouziti klinickych studii nebo network meta-analyz.
Pokud pro néktera z kritérii neni dostupna klinickd evidence, je mozné nedostatek dat doplnit
expertnim nazorem a vyhodnotit nejistoty expertniho odhadu v analyze senzitivity. Vysledky
hodnocené l1écby by mély kromé prdmérnych hodnot pouzitych v zakladnim scénéfi analyzy uvadét
i variabilitu hodnot okolo praméru.8

4.3.1.3 Metody skérovani [éCby

Cilem skérovani neboli bodovani |écby je na zékladé naméreného vysledku zachytit pfinos této
zmény podle ocekavani respondenta. Skére se od vysledkl méreni lisi v tom, Ze skére prenasi miru
zmény méreného parametru na obecnou skalu. Nejcastéji je k urceni skére pouzivana skala 0 az
100.8” Za dlleZité je povazovano vysvétlit respondentdm, jakému vysledku pro dany parametr
odpovidaji krajni hodnoty skérovaci skaly.”’

4.3.1.4 Urcovani vah kritérii

Cilem vazeni je ziskat preference jednotlivych zajmovych skupin vzhledem k zahrnutym kritériim.
Véha je rozdélena mezi kritéria a nasledné je vyuzita ke slouceni skoére jednotlivych kritérii
a vyjadreni celkové hodnoty hodnocené Iécby. Stanoveni vah mUze probihat prfimo pridélovanim
bodU na vizualni analogové stupnici (Obrazek 10, Obrazek 11), nebo pomoci specializovanéjsich
RanKings of all possible Alternatives), MACBETH (Measuring Attractiveness by a Categorical Based
Evaluation Technique), AHP (analytical hierarchy process) atd.> ® Vazeni obvykle provadéji zastupci

39



jednotlivych zajmovych stran (pacientll, obecné verejnosti, platcd, 1ékafl), ktefi se stavaji cleny
komise.

Obrazek 10 Vizualni analogova $kala%®

Jak siln je Vase bolest?

Zddnd bolest Nejhorsi prestavitelnd
bolest

Obrazek 11 Likertova skala%®

Naprosto souhlasim Naprosto nesouhlasim

Ziskané odpovédi pro hodnotu vahy na originalni Skadle u jednotlivych kritérii jsou dale
normalizovany, aby po rozvrstveni mezi uvazovana kritéria davala jejich suma dohromady hodnotu
jedna pro kazdého respondenta.®°

4315 Kalkulace agregovaného skore

Agregace je zpUsob kombinace ziskaného skére a vahy kritérii.®® 77 Agregace skére a vahy napfic
kritérii dava celkovou hodnotu pfinosu, kterou lze porovnavat mezi alternativami. Nejcastéji
pouZzivany postup agregace v MCDA ve zdravotnictvi je aditivni model, coz znamené pro kazdou
alternativu vynasobit skore kritéria s jeho vahou a nasledné provést soucet napfic kritérii, podle
nasledujici rovnice> '

n
V(@ = Y wini(@
i=1
Kde V(a) je celkova hodnota pfinosu, wi je relativni vaha pro i-té kritérium.

Vyuzit Ize také jiné metody, jako napfiklad metodu DCE, u které skére hodnocenych kritérii vstupuje
do funkce ziskané regresni analyzou, kterd odhaduje hodnotu celkového pfinosu pro kazdou
alternativu, nebo pravdépodobnost, sjakou bude dana alternativa lepsi nez druha. DalSim
pfistupem agregace je multiplikativni metoda.

Priklad agregace ziskanych udajii MCDA v ramci vypoctu celkové hodnoty aditivni metodou uvadi
Tabulka 4. Celkové skore alternativy 1 je 58,25; coz je vice nez pro alternativu 2, a proto z tohoto
srovnani vychazi alternativa 1 jako vhodnéjsi a lepsi.
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Tabulka 4 Priklad- agregace vazeného skére pro odhad celkové hodnoty prinosu srovnavanych alternativ

Kritéria Skore - Skore - Vahy Alternativa 1 Alternativa 2
Alternativa1  Alternativa 2

Kritérium A 80 32 0,25 80 x 0,25= 20 32x025=8

Kritérium B 40 70 042 40 x0,42= 16,8 70x042 =294

Kritérium C 65 55 033 65 x 0,33= 21,45 55x0,33 = 18,15

Celkova hodnota alternativ 58,25 55,55

4.3.1.6 Hodnoceni nejistoty

Jako kazdy model jsou i vysledky MCDA analyzy zatizeny urcitou nejistotou. Proto by méla byt
vramci analyzy senzitivity otestovana mira nejistoty priimérného vysledku zakladni analyzy.
Vyskytnout se mGzou rdzné druhy nejistot, jako je parametricka nejistota, strukturalni nejistota
a heterogenita.”” Véechny vstupni hodnoty, u kterych existuje vice relevantnich zdroj a variabilita
hodnot, by mély byt pouzity v analyze senzitivity, kterd ukadze vliv nepresnosti parametrl na
konecny vysledek. V rdmci analyzy by méla byt provedena minimalné deterministicka analyza
senzitivity, ktera testuje zménu vzdy jednoho parametru. Pokud existuje mezi parametry zavislost
nebo je potreba analyzovat nejistotu v ramci variability vice parametr(i, méla by byt provedena
i probabilistickd analyza senzitivity. Dopady strukturalni nejistoty mohou byt testovany
opakovanym spusténim analyzy s nastavenim napf. jiné metody vazeni? °! Vysledky analyzy
senzitivity by mély byt prezentovany spolu s vysledkem zakladniho scénare analyzy a jsou dulezité
pfi tvorbé rozhodnuti. Soucasti analyzy senzitivity mize byt i tzv. ,threshold analyza”, kterad se
pouZiva k uréeni prahové hodnoty vstupniho parametru, pfi které je jiz pfinosnéjsi jina alternativa.®

43.1.7 Interpretace MCDA

MCDA je mozné pouzit k popisu alternativ z hlediska vysledk( méfitelnych kritérii (prezentace
pomoci matice, tabulky nebo grafu). Pfikladem muze byt tabulka efektl Evropské |ékové agentury
EMA pro risk-benefit analyzu.® Tato ¢aste¢na forma aplikace MCDA je uZitenym nastrojem pro
sumarizaci relevantni evidence, kterd pomaha strukturovat Uvahy o tom, ktera alternativa je nejlepsi.

V HTA a rozhodnuti o zdravotnickych technologiich se uplatruje celkovd MCDA a vysledky celkové
hodnoty prinosu vypoltem vazeného skore kritérii. Souhrnnd hodnota skére muze byt
interpretovana a pouzita rliznymi zpUsoby, napf. k sefazeni alternativ v poradi dle nejvyssi
dulezitosti nebo k vyjadreni miry hodnoty pro kazdou z alternativ. Celkovou hodnotu alternativ Ize
také kombinovat s Udaji o nakladech pro stanoveni ,hodnoty za penize” hodnocenych alternativ
umoznujici nasledné informované rozhodnuti o nakladani s financnimi zdroji. Rovnéz je treba
zdUraznit, Ze MCDA ma slouzit jako nastroj pomahajici tviircim rozhodnuti dosahnout rozhodnuti,
nikoli provadét rozhodnuti za né. Vyjimkou jsou ,algoritmické” MCDA, jakou je napfiklad bodovy
systém pro prioritizaci pacientd k planovanym vykondm nebo algoritmus pfidélovani organt
pacientlim Cekajici na transplantaci, kde je cilem minimalizovat lidsky faktor a potencialni pozitivni

nebo negativni diskriminaci pfi rozhodovani.” >

41



Néktera rozhodnuti ve zdravotnictvi jsou zatizena omezenymi rozpoctovymi moznostmi a pravidly
pro stanoveni Uhrady. Jak zohlednit tato omezeni do MCDA je zatim zvl&stni téma, které zatim nema
jasné doporuceni. Jednou z moznosti je porovnat srovnavané technologie a sefadit je na zakladé
hodnoty poméru mezi naklady a celkovou hodnotou pfinosu ziskanou MCDA.”®%° Podobny pfistup
uplatriiuje némecka agentura IQWiIG, ktera navrhuje na zakladé MCDA odvodit agregovany benefit
lécby, zkombinovat s naklady a nasledné porovnat s hranici Ucinnosti stanovenou na zakladé
ekonomického vyhodnoceni intervenci v dané terapeutické oblasti. Hranice je stanovena podle
neju¢innéjsich intervenci z dostupnych komparatortd.®® Nicméné vytvafeni poméru nakladi
a pfinosu zjisténych v MCDA prinasi nékolik problematickych otazek. Napfiklad to, Ze naklady nelze
omezit na stupnici jako ostatni kritéria v MCDA. Pro porovnatelnost je také tfeba mit na paméti
pouzit naklady vyjadrené na pacienta, pokud jsou prinosy v MCDA vyjadreny také na jednoho
pacienta. %

Pfi vyhodnoceni a interpretaci je nutné pred rozhodnutim zkoumat jednotlivé kroky MCDA, kterymi
jsou vybér relevantnich kritérii — Skalovana hodnota kritéria — vaha hodnoty pro kazdé kritérium
— hodnota nové lécby vs. hodnota standardni lécby — pfirGstkovda hodnota vazeného
normalizovaného skore vs. pfirQstkové naklady — srovnani poradi nebo srovnani s prahem uréenym
WTP.
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5 ORPHAN LECBA VZACNYCH ONEMOCNENI

Podle evropské komise je Ié¢ivo povazované za orphan, pokud bylo vyvinuto pro I1écbu, diagnostiku
nebo prevenci vzacného onemocnéni, které ohrozuje Zivot nebo chronicky oslabuje a byl u néj
prokazan vyznamny pfinos. V této souvislosti je vzacné onemocnéni ¢asto definovano jako porucha
postihujici pouze 5 z 10 000 lidi.2 Nicméné definice zaloZené na prevalenci se li$i napfic jurisdikcemi

a pohybuji se v rozmezi od 1 z 500 000 do 1 z 2 000 postiZzenych osob na stat.8 %

Definice vzacného onemocnéni dle prevalence v EU:

e <52z10000 (<256 000 pacient(, vzhledem k EU populaci 512 mil.)

Kritéria pro zisk orphan designace (udéleni statutu orphan lé¢by, OMP):

e Jedna se o lécbu, diagnostiku nebo prevenci vzacného onemocnéni, které ohrozuje Zivot
nebo chronicky oslabuje.

e Prevalence onemocnéni v EU nesmi byt vice nez 5 na 100 000.

e Musi byt prokdzan vyznamny prinos oproti dosavadnim nedostatecnym metodam lécby.

Zakonem dané finan¢ni stimuly pro OMP:

e 10 let exkluzivity na trhu od schvaleni.
-Béhem obdobi marketingové exkluzivity je regulacnim organiim zakdzano schvalovat stejny
produkt pro stejnou indikaci. Produkt, ktery méa nékolik schvalenych indikaci s orphan designaci,
mUze mit nékolik nezavislych exkluzivit, které mohou bézet soucasné.

e Asistence EMA s tvorbou protokolu a redukovany poplatek.

e Dostupnost granti u Evropské komise nebo z jinych zdroju, jako jsou programy Horizon
2020 nebo E-Rare.

Celosvétové je predpokladan nardstajici odbyt orphan léciv. Rocni rlst objemu prodejd je
odhadovan v nasledujicich péti letech na 12,3 %, coz je pfiblizné dvakrat tolik, nez je prfedpoklad
rastu ostatnich 1é¢iv.%” Do roku 2024 Ize olekavat, Ze trh s orphan Iéky dosahne 242 bilionu dolar(,
coz odpovida jedné pétiné vsech receptovych prodeji l1éka.’

5.1 Zivotni cyklus orphan lééiv

V EU Zije 30 miliond lidi trpicich vzacnym onemocnénim. Ustiedni roli v priibéhu vyvoje a udélovani
registrace lécivym pfipravkm pro vzacnd onemocnéni, tedy orphan léciviim, hraje EMA. Zivotni
cyklus orphan IéCiv Ize rozdélit na tfi faze:

e Vyzkum a vyvoj: Orphan designace
e Registrace
e Post-registrace: Marketingovéa exkluzivita

EMA a jeji komise pro orphan IécCivé pripravky (COMP) pfijiméa a hodnoti zadosti o orphan designaci
a nasledné svlij nazor prezentuje Evropské komisi, kterd je zodpovédna za udélovani orphan
designace.® Seznam vsech léciv s platnou orphan designaci je dostupny ve vefejném registru.*®
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Ne vsechny l|écivé pfipravky s platnou orphan designaci jiz dosahly registracni faze. Registrace se
udéluje v centralizované procedure na zakladé hodnoceni komise pro medicinalni produkty pro
lidské pouziti (CHMP) pfi EMA, kterd uplathuje stejné standardy pro hodnoceni bezpecnosti
a ucinnosti, které se vztahuji i na ostatni [éCiva. Pokud se |éCivy pfipravek dostane do faze registrace,
COMP jej znovu posoudi, zda jsou kritéria orphan designace stale splnéna a zda Ize pro registrované
lé¢ivé pFipravky zachovat orphan status.®® V okamzZiku, kdy OMP ziska registraci u Evropské komise,
muUze byt predepisovano v celé EU. Nicméné dostupnost a Uhrada jsou v kompetenci rozhodnuti
narodnich autorit jednotlivych zemi EU dle jim vlastnich pravidel, které musi zohlednit i naklady na
lécbu.

Graf 1 uvadi pocet chvalenych zadosti o orphan designaci v jednotlivych letech od zacatku platnosti
evropské orphan legislativy. Celkem bylo jiz schvaleno 2 121 designaci, z toho 524 (25 %) pripada
na nové indikace jiz registrovanych léka. Nejcastéjsi skupinou IéCiv na vzacna onemocnéni jsou
onkologika ze skupiny antineoplastik a imunomodulacni léciva (ATC L, viz Graf 2).

Graf 1 Poéet novych orphan designaci roéné v EU v letech 2001 aZ 2018"°0
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Graf 2 Zastoupeni terapeutickych oblasti hodnocenych komisi COMP (EU, 2000-2018)'%°
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M J & P - antiinfectives & antiparasitic M L - antineoplastic agents L - immunomodulating agents
B M & N - musculoskeletal & nervous system MR - respiratory system WS - sensory organs
V - various

Jen mald &ast 1éCiv s orphan designaci dospéje do faze registrace. Predregistracni fazi vyvoje
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dokonci pouze 8 % orphan léciv."”! Pocet Uspésnych registraci orphan Ié¢iv uvadi Graf 3.

Od roku 2001 bylo v EU celkem registrovano celkem 164 orphan IéCiv. V roce 2018 bylo udéleno
22 novych registraci orphan |éCiv a registrovano 28 novych orphan indikaci.

Graf 3 Pocet registraci orphan produktt v EU v letech 2001 az 201892
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5.2 Specifické znaky orphan lécby

V pripadé orphan [ékd jsou naklady na vyvoj a vyzkum rozptyleny mezi mensi pocet pacientd
souvisejici s nizkou prevalenci onemocnéni, a proto na Urovni jednoho pacienta se vétsinou jedna
o nakladnou lécbu. Lécba muize také vyzadovat specifickou diagnostiku, monitoring nebo
dodatecnou péci v ramci klinického managementu. Pokud vezmeme v Uvahu, ze ziskani Uhrady je
komplikovany spravni proces, ktery je sdm o sobé pro vyrobce nakladny, je cena za jeho dostupnost
Casto ve vysi, ktera je problematicka z pohledu platct zdravotniho pojisténi a zdravotnich systém.

Je tedy potieba vyrobce motivovat a zmirnit ekonomicky tlak na realistickou Groven.'®

Pobidkou pro zastupce orphan IéCiv je exkluzivita na trhu. Toto ujednani, které plati, jakmile 1écivo
obdrzi registraci, blokuje vstup podobnych konkurencnich Iécivych pfipravki na trh po dobu 10 let.
Tato exkluzivita trhu vSak nutné neblokuje Iéky, které se pouzivaji pro stejné vzacné onemocnéni,
ale lisi se od prvniho 1éku svym molekularnim slozenim, mechanismem Ucinku nebo zpUsobem
pouziti.

5.3 Dostupnost orphan léciv v CR

Zisk registrace neboli opravnéni pro predepisovani |écby v klinické praxi obvykle orphan lékim
nestaci k zapoceti pouzivani lécby lékari v klinické praxi. Vzhledem k vysokym pofizovacim
nakladlm v souvislosti s orphan léky je pfistup pacientl k 1écbé témito orphan léky zajistén teprve
po rozhodnuti o Uhradé léku z verejného zdravotniho pojisténi, které probiha na narodni drovni dle
pravidel uréenych specifickou legislativou CR. Dostupnost Ize tedy vnimat jako dvoji.

1. Ve smyslu dostupnosti OMP k preskripci v souladu s registrovanym pouzitim
2. Ve smyslu Ghrady OMP z vefejného zdravotniho pojisténi na zakladé rozhodnuti SUKLu

Obecnymi problémy v pfipadé orphan léCivych pfipravkl pfi schvalovani jejich Uhrady z verejného
zdravotniho pojisténi ve spravnim fizeni (nebavime se zde o ziskavani Uhrady pro individualni
pfipady na zakladé §16 zakona o verejném zdravotnim pojisténi) jsou vysoké naklady na lécbu
a Casto nedostatecnad klinickd evidence a neuplné farmakoekonomické modely. Pro lékare
a pacienty to pak znamena nemoznost |éCit registrovanymi léCivy pacienty, ktefi |éCbu opravdu
zasadné potrebuiji.

CR v soucasné dobé nema zvlastni systém specificky pro Ghrady OMP. Pro vstup mezi hrazené
terapie se na OMP vztahuji stejné podminky stanoveni Uhrady z vefejného zdravotniho pojisténi
jako pro ostatni léCivé pripravky, tzn. musi prokazat akceptovatelny pomér inkrementalni nakladu
a prinosU (ICER). Akceptovatelnost lezi na hranici dané ochotou platit WTP, kteréa je v soucasné dobé
v Cesku 1,2 milionu K¢ za jedno ziskané QALY a vztahuje se na véechny nové terapie, véetné OMP.2
Pro OMP stejné jako pro ostatni |éCivé pripravky, které spliuji kritéria VILP je mozné vyuzit
podminek docasné Uhrady, v jejimz pfipadé je pfijiman i vyssi ICER#! Je tfeba zminit, Ze docasna
Uhrada pro VILP neni zaméfena na usnadnéni vstupu OMP mezi hrazenou lécbu a je vétSinou
vyuzivana nakladnymi prdlomovymi léCivy s potencidlem zisku hodnotitelnych dat z realné klinické
praxe (RWE). Tento pfistup je Casto problematicky u onemocnéni s nizkou prevalenci (vzacnych
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onemocnéni) a v mensich zemich, kde je tézsi posbirat vétsi pocet IéCenych pacientl. Navic by tato
inovativni |éCiva méla mit potencial spInit nakladovou efektivity pod hranici WTP po 3letém obdobi,
jinak musi byt naklady na rozlécené pacienty hrazeny vyrobcem (drzitelem rozhodnuti o registraci)
[éCiva, Cehoz se vyrobci obavaji.

Z analyzy ceského trhu sorphan léCivy se zaméfenim na analyzu dat o dostupnosti
(obchodovatelnosti) OMP na trhu a jejich Uhradé z verejného zdravotniho pojisténi vyplynulo, ze
na ¢eském trhu bylo béhem 9 let (2009 az 2017) obchodovéano 57 % (n=85) z celkového poctu 149
registrovanych OMP v EU (viz Graf 4). Nicméné ze vSsech OMP nalezenych v hlaseni distributor(
o dodavkach Ié¢iv'™ byla pouze mala ¢ast obchodovanych OMP hrazena z vefejného zdravotniho
pojisténi na zakladé rozhodnuti o Ghradé SUKLu, a tim padem dostupna véem pacient(im, kterym
se je lékar rozhodne v souladu s pravidly preskripce predepsat a |éCit jimi. Graf 5 (A) reprezentuje
pocet unikatnim OMP distribuovanych v CR a podil hrazenych dle seznamu SCAU podle rozhodnuti
SUKL. V roce 2017 byl tento podil OMP se stanovenou Ghradou ve SCAU pouze 45 % ze viech
distribuovanych OMP. Zbylych 55 % bylo pravdépodobné hrazeno na zakladé individualniho
schvaleni reviznim lékafrem podle paragrafu 16 zakona o verejném zdravotnim pojisténi. Vzhledem
k vysokym jednotkovym nakladlm na orphan lécbu je velmi nepravdépodobné, aby naklady byly
hrazeny samotnymi pacienty. Jedna se o vyraznou zménu ve srovnani s rokem 2009, kdy Uhradu na
zékladé rozhodnuti SUKL nemélo stanovenou pouze 18 % OMP. Nardstajici pocet OMP
obchéazejicich standardni fizeni SUKLu pro stanoveni Uhrady poukazuje na nedostate¢nost
soucasného Uhradového systému, ktery vede témér az ke zneuzivani paragrafu 16 zakona
o vefejném zdravotnim pojisténi.’%

HIaseni distributorli obsahuji kromé spotreb baleni také financni objemy (ceny) spotfebovanych
léCiv. Graf 5 (B) zachycuje cesky trh OMP v objemu Uhrad (vynalozenych naklad(). Navzdory faktu,
7e v roce 2017 je vétsina OMP hrazena jinym zptsobem nez na zakladé rozhodnuti SUKLu, je 72 %
véech néklad(i uhrazena na zakladé Uhrad stanovenych ve spravnim fizeni vedenych SUKLem
a zbytek, pouze 28 % naklad(, je hrazeno pravdépodobné na zakladé paragrafu 16 zakona
o verejném zdravotnim pojisténi, a tudiz bez nutnosti prokazat nakladovou efektivitu a bez cenové
regulace.

Graf 4 Dostupnost v EU registrovanych OMP v €R (2009-2017)1%6
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Graf 5 (A) Podil vSech OMP hrazenych dle Seznamu hrazenych SCAU ( ) ze vSech distribuovanych
OMP v CR. (B) Podil objemu tihrad dle SCAU ( ) na celkovych nakladech vsech distribuovanych OMP
v CR. 1% Vyvoj v letech 2009-2017.

2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

D Individually approved exceptional reimbursement (Section 165)
O Standard reimbursement

Mnoho pacientd se vzacnymi onemocnénimi se proto spoléha na pfistup k lécbé OMP
prostfednictvim individualniho schvalovanych dhrad (na zakladé § 16 zakona ¢&. 48/1997 Sb.,
o vefejném zdravotnim pojisténi)’. Paragraf 16 se véak zaméfuje hlavné na vyjimec¢né individualné
specifické klinické pfipady. Zadost dle paragrafu 16 umozriuje Uhradu na zakladé individualniho
posouzeni, zda neexistuji zadné jiné alternativy léCby hrazené z vefejného zdravotniho pojisténi.
Uhrada lé¢by podle paragrafu 16 neni ,standardni” ani obecné platné rozhodnuti a nezarucuje
pacientlim dlouhodoby narok na lé¢bu OMP. U¢elem paragrafu 16 neni zajistovat Ghradu véem
pacientim vhodnym k terapeutickému pouziti, ale naopak spise jednotlivym pacientiim
v neobvyklé situaci. Zadosti jsou schvalovany individualné reviznimi lékafi zdravotnich pojistoven
a neni tak mozné zajistit vysokou miru transparentnosti a konzistentniho rozhodovani, které jsou
soucasti kazdého spravniho fizeni o stanoveni vyse a podminek Uhrady IéCivych pfipravk( vedeného
SUKLem. Dal$im nestandardnim pravidlem Ghrady schvalené na paragraf 16 je nutnost obnovovat
zadost a znovu schvalovat lécbu kazdé tfi meésice. A konecné, velmi zasadni a Sedou zo6nu
podporujici je fakt, Ze pfi zadosti o Uhradu na paragraf 16 neni soucasti farmakoekonomicka analyza
ani podrobny rozbor dostupné klinické evidence.

Objem néakladl vynalozenych na OMP mimo SCAU mdze mimo jiné poukazovat na obtiznéjsi a pro
pacienty méné dostupny proces ziskavani hrazené |écby prostfednictvim individualni hrady na
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paragraf 16 zakona o verejném zdravotnim pojisténi. Ddvodem ale také m(ze byt redlné mensi
prevalence pacienti vhodnych k |é¢bé OMP vstupujici do systému pres paragraf 16.

Soucasny systém Uhrad vytvari pro |éCivé pripravky na vzacna onemocnéni prekazky, a to zejména
v pfipadech s velmi nizkym potencidlem poctu pacientd, které se obvykle vyznacuji vysokymi
naklady nebo méné kvalitnimi klinickymi dikazy. Orphan IéCiva z toho divodu obchazeji systém
verejné Uhrady prostrednictvim vyjimecné cesty individudlnich Uhrad (paragraf 16 zakona
o verejném zdravotnim pojisténi). Nadmérné vyuziti tohoto pfistupu zahlcuje systém, ktery byl
puvodné vytvoren pro nestandardni vysoce specifické a pfisné individuaini pfipady pacientd.
Slozitost celého procesu hodnoceni individualnich zadosti o individuaIni Uhradu vytvari narocné
podminky pro vSechny zlc¢astnéné véetné:

e pacientd a jejich rodin (nestabilita a nejistota kontinuity 1é¢by),

e OSetrujicich Iékarl (vyssi administrativni zatéz pfi podavani zadosti o thradu),
e zdravotnickych center (nejistota v Uhradé a financovani)

e zdravotnich pojistoven (nepredvidatelnost, administrativni zatéz a vyssi ceny).

Analyza Ceského trhu poukazuje na to, Ze drzitelé OMP by méli byt vice motivovani k podavani
zadosti o stanoveni trvalé Uhrady z verejného zdravotniho pojisténi a zarazeni do ciselniku SCAU.
V soucasné dobé jsou kritéria nakladové efektivity natolik pfisna, ze se OMP ani nepokousi
o stanoveni Uhrady ve spravnim fizeni na SUKL zadat, protoze pfedem vi, ze by kritéria nesplnily,
ato by nasledné bylo dlivodem k zamitavému rozhodnuti a nestanoveni Uhrady, coz je do
budoucna negativni stigma, které v praxi stézuje i pfiznani Uhrady dle paragrafu 16 zakona
o verejném zdravotnim pojisténi.
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6 DEFINICE HODNOTY VE ZDRAVOTNICTVi

Vzhledem k tomu, ze zdravotnictvi ma na péci o pacienty omezeny rozpocet, je tfeba zvazovat
a obtizné rozhodovat o tom, jakou IéCbu Ize bézné vyuzivat. Rozhodnuti o poskytnuti hrazené lécby
pro jednu skupinu pacientll mize znamenat, Ze naklady na Iécbu jiné skupiny pacientll budou
vycerpany.

Zdravotnictvi se tedy velmi intenzivné zabyva zplsobem stanoveni hodnoty pfinosu posuzovanych
lé¢iv. Hodnota léku pro pacienty, |ékare, pecovatele, vladu nebo spoleénost mlze znamenat pro
kazdého néco jiného. Proto, aby bylo mozné kvantifikovat celkovy prinos lécby, je vhodné oslovit
soucasné i pacienty a lékarskou verejnost, jelikoz jejich pohled nemusi byt plné zohlednén
v klinickém a ekonomickém hodnoceni.

Zakladni koncept hodnoty ze zdravotné-ekonomického hlediska je obvykle méfeni pomoci CEA
nebo CUA. Nakladova efektivita zdravotnické technologie se vzdy posuzuje ve srovnani
s alternativnimi terapeutickymi moznostmi. Z toho dlivodu se CEA zaméfuje na prirGstkové naklady
a prirlstkové prinosy.

Pfinos hodnocené |é¢by se méfi z pohledu pacienta (nebo potencidlniho pacienta, zdravého
jedince). Pfinos 1éku zavisi na tom, jak léCeny pacient hodnoti odezvu a zdravotni stav. Nicméné,
ocenovani prinost |é¢by pro pacienty mize zahrnovat i SirSi spoleCenskou perspektivu. Zvazovany
by mély byt rizné zdravotni pfinosy. Hodnocena |écba mUze ovlivnit délku Zivota pacienta, mobilitu,
bolest, spanek nebo témér neomezeny soubor dalsich faktor souvisejicich se zdravim. V idealnim
pripadé bychom méli pouzivat zpUsob, jak zachytit vsechny tyto zmény a vyjadfit pomoci spolecné
jednotky. Ztoho dlvodu byl vyvinut koncept QALY, ktery lze v zadsadé pouzit k vyjadreni
zdravotniho pfinosu jakékoli technologie, bez ohledu na to, o jaké jde onemocnéni.’”’

QALY vyjadruje zlomkovou hodnotu roku Zivota v pIné kvalité, ktera z(istava po odecteni zhorSené
kvality a délky zZivota vlivem nemoci, zdravotniho stavu nebo |écby. Napriklad jeden rok Zivota
s pInou slepotou mlze mit hodnotu 6 mésicli stravenych v plném dokonalém zdravi.

V zasadé jakykoli zdravotni stav - slepota, zhorSeni pohyblivosti, bolest, a tak dale - Ize pfirovnat
k néjakému zlomku celého plIné kvalitniho Zivota. Tato zlomkova hodnota, pokud se vyjadfi na
jeden rok/jednu udalost, je také nazyvana utilita zdravotniho stavu. Hlavnim parametrem vyjadrujici
pfinos ve farmakoekonomickych analyzach je QALY, a proto jsou Casto tyto analyzy oznacovany
CUA (cost-utility analyza).

Nicméné QALY zachycuji pouze ¢ast moznych pfinosu, které mize Ié¢ba znamenat. Koncept QALY
zanedbava dalsi ¢etné aspekty vyhod, které by také mély byt zapocteny do celkové hodnoty lécCby.
Nékteré z téchto vyhod jsou relevantni pro pacienta nebo dalsi z&jmové skupiny, jiné pro spolecnost
jako celek.™%®

Z pohledu zdravotni ekonomiky zlistava parametr QALY zlatym standardem a nejrozsirenéjsim
zplUsobem méreni hodnoty |écby. Ovsem hodnota mize spocivat i v jinych aspektech. Obzvlasté,
pokud je hodnoceni provadéno z celospolecenské perspektivy. Ostatni mozna kritéria hodnoty
zminovana i v literature uvadi Tabulka 5:
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Tabulka 5 Kritéria hodnoceni pfinosu 1é¢by'%°

Kritéria tykajici se onemocnéni Kritéria tykajici se lécby Kritéria tykajici se kontextu
*  Zavaznost onemocnéni +  Klinickd Gcinnost *  Expertni nazor/klinické
(zavaznost, Zivot ohrozujici *  Bezpelnost guidelines
stav, morbidita, invalidita) «  Nakladova efektivita *  Velikost vhodné populace
*  Zatéz zplsobena «  Kvalita evidence *  Rozsah péce poskytovany
onemocnénim *  Preventivni Gcinek zdravotnim systémem
*  Vzacnost onemocnéni *  Existence terapeutické *  Priority spolecnosti a zajmy
*  Socialni dopad onemocnéni alternativy *  Ekologicky dopad
na kazdodenni zivot pacientll | *  Nenaplnéna potieba *  Oportunni naklady a cenova
a jejich pecovatell *  Dopad do rozpoctu dostupnost
*  Zdravotni benefit *  Systémové kapacity
«  Technologicky pokrok a moznost vhodného vyuziti
»  Narocnost vyrobniho postupu *  Politicky/historicky/kulturni
+  Jedinecnost kontext
*  Mira nejistoty v U¢innosti *  Zranitelné skupiny

*  Uroven provedeného
vyzkumu

Zivot zachranujici terapie

*  Socialni dopad Iécby na
kazdodenni zivot pacientd
a jejich pecovatell

*  Roc¢ni naklady na lé¢bu
pacienta

6.1 Hodnoceni ostatnich kritérii (SUKL)

SUKL poukazuje v nékterych spravnich Fizenich na zvaZovani daldich kritérii pfi rozhodovani
o Uhradé. Tento pfistup ale dosud nema jasny ramec a hodnocena kritéria nejsou definovana, coz
prindsi mensi transparentnost a naruSuje predvidatelnost rozhodnuti. V soucasnosti je od
hodnoceni pfinosu na zakladé vice kritérii ustupovano a jedinym uznavanym parametrem pfinosu
v analyze nakladové efektivity je QALY.

Nicméné dalsi kritéria zvazoval SUKL napfiklad ve spravnim fizeni o lé¢ivém piipravku Kuvan
(Sapropterin) k [é¢bé pacientd s maligni fenylketonurii. Jednalo se o vzacné onemocnéni s velmi
nizkou prevalenci cilové populace (v CR ¢&tyfi zndmi pacienti). Dopad do rozpoctu byl vzhledem
k nizkému poctu vhodnych pacientl pfiznivy, klinicka G¢innost byla prokazana v registracni studii
hodnotici odpovéd na lécbu a bezpecnost. Zasadnim problémem a prekdzkou pro pozitivni
rozhodnuti o stanoveni Uhrady byla nedostupnost dat hodnotici vztah mezi zastupnym parametrem
a kvalitou zivota a nemoznost provést hodnoceni nakladové efektivity s hodnocenim pfinosu na
pozadovaném parametru QALY. Ustav nicméné konstatoval, Ze se jedna o lécbu velmi vzacného
onemocnéni, které v soucasnosti nelze IéCit jinym typem terapie, a proto v daném pfipadé, nad
ramec hodnoceni nakladové efektivity, posoudil dalsi skutecnosti, které by mohly byt verejnym
zajmem a ziskat souhlas véech Gcastnikl spravniho fizeni. Jako dodateéna kritéria pfinosu SUKL
hodnotil dopad do rozpoctu, zdvaznost onemocnéni, pfinosy, nahraditelnost v |é¢bé a bezpecnost
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hodnocené intervence. | pres fakt, Ze nebylo mozné prokazat nakladovou efektivity Iécivého
pfipravku Kuvan, zdravotni pojistovny vyslovily souhlas se stanovenim Ghrady a Ustav tak rozhodl

Ghradu pfiznat.!°

V pripadé stanoveni Uhrady IéCivému pripravku Firazyr (ikatibant) v Iécbé akutnich atak dédicného
angioedému SUKL rozhodnul o Ghradé na zakladé posouzeni dal$ich parametr(. A to vzhledem
k nedostupnosti Udajd o kvalité Zivota a nemoznosti vyhodnotit nakladovou efektivitu ve
vyznamnéjsim parametru jako je rok Zivota v plné kvalité (QALY) nebo ziskany rok zivota (LYG).
Pouziti dodate¢nych parametrl v posouzeni od(ivodnil SUKL ustanovenim § 39b odst. 2 zakona
o vefejném zdravotnim pojisténi a vefejnym zajmem. Faktorem a okolnostmi, ke kterym Ustav
prihlédl, byl fakt, Ze pfipravek je v dané indikaci registrovan jako pfipravek k |écbé vzacného
onemocnéni a dédi¢ny angioedém je vzacné onemocnéni s frekvenci vyskytu 1:50 000.™"

Daléim prikladem, kde SUKL uplatnil hodnoceni dalsich kritérii, bylo spravni fizeni o stanoveni
Uhrady lécCivému pripravku Mepact (mifamurtid) u specifickych pacientd s resekovatelnym
osteosarkomem s incidenci pfiblizné 1:2 625 000, tzv. ultra-orphan. Vysledky nakladové efektivity
odhalily nepfiznivy ICER prekracujici ze zakona akceptovanou hranici WTP. Na zakladé ustanoveni
§39b odst. 2 zakona o vefejném zdravotnim pojisténi ale Ustav uvedl, 7e ICER neni jedinym
parametrem, ktery rozhoduje o vstupu jednotlivych technologii do systému hrazené zdravotni péce.
Dal$imi parametry majicimi vliv dle nazoru Ustavu jsou na zakladé zminéného ustanoveni:

- Terapeuticka ucinnost

- Zavaznost onemocnéni

- Nakladova efektivita

- Verejny zajem

- Predpokladany dopad Uhrady na prostredky verejného zdravotniho pojisténi

- Nahraditelnost jinym léCivym pripravkem hrazenym z verejného zdravotniho pojisténi
- Doporucené postupy odbornych instituci a odbornik

Ustav zde také uvedl, Ze ochota platit za vy3$i terapeuticky pfinos se logicky zvysuje s rostouci
zavaznosti onemocnéni, ke které je pfipravek urcen, v pfipadé, kdy neexistuji dalsi alternativy 1éCby,
nebo v pfipadé, kdy novy lécCivy pfipravek predstavuje prfelom nebo alespori vyznamny pfinos
v 1éCbé daného onemocnéni. V pripadé, kdy vysledek analyzy nakladové efektivity presahuje
akceptovatelnou vysi ICER, musi byt vaha ostatnich parametrd natolik velka, aby oddvodnila vyssi
naklady, pficemz zalezi na vyznamu jednotlivych parametrQ. Vzdy je ale nezbytné zcela individualni
posouzeni daného pfipadu, nebot’ pfi vysledném rozhodovéani zalezi na kombinaci téchto dil¢ich
parametr(i. Ustav po pfihlédnuti k dal$im hodnocenym kritériim navrhl i pres vy$si ICER stanovit
pfipravku Mepact Ghradu. Vzhledem k odvolani VZP proti rozhodnuti SUKLu a naslednému
vracenim spisu k novému projednani bylo rozhodnuti SUKLu v roce 2017 zrueno a hodnoceni
znovu zahéjeno. V nasledném rozhodnuti SUKL dospél k nazoru, Ze nejsou spinény podminky pro
stanoveni Uhrady s ohledem na vysoky ICER, pfestoZe na zakladé predchozi rozhodovaci praxe
SUKL uplatiioval moznost vyvazovani mezi jednotlivymi parametry pfinosu. V soucasnosti se SUKL
fidi stanoviskem Ministerstva zdravotnictvi jako nadfizeného orgadnu a podminku zachovani

nakladové efektivity povazuje za jednu z nutnych podminek pro pfiznani Ghrady.'*?
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6.2 Hodnoceni ostatnich kritérii zahrani¢cnimi HTA agenturami

Nékteré narodni systémy v ramci EU zavadi na podporu pacientd trpicich vzacnym onemocnénim
specifické programy a podminky pro ziskani Uhrady orphan lé¢iv. V Némecku a ve Francii je pro
registrované OMP s odhadovanym dopadem na rozpocet mensim nez 50 mil. EUR / 30 mil. EUR
ro¢né Uhrada automaticka. V jinych zemich jsou naklady na OMP hrazeny pfimo prostrednictvim

vvvvv

74dné hranice WTP (napf. ve Velké Britanii, Slovensku, Nizozemsku a Svédsku).'"

Komise SMC bere pfi rozhodovani, zda schvalit novy hodnoceny Iék, v Gvahu celou fadu faktord.
Komise zvazuje nejen klinické a zdravotné-ekonomické duikazy, ale ivyjadreni predlozena
pacientskymi organizacemi, aby rozhodla, zda hodnoceny |éivy pripravek poskytuje adekvatni
hodnotu za vynalozené naklady.

Pokud predbézné doporuceni Komise SMC (skotské |ékové agentury) pro nové léky néktery léCivy
pripravek nedoporucuje a jedna se o |éCivy pFipravek urceny pro pacienty na konci Zivota nebo pro
léCbu velmi vzacnych onemocnéni, mize farmaceuticka spolecnost pozadat, aby byl tento 1éCivy
pripravek posuzovan na shromazdéni pacientl a lékard (PACE, patient and clinician engagement).
Tento dalsi krok umoznuje SMC zvazovat dalsi parametry pfinosu lIécivého pfipravku od pacientd
a lékarské verejnosti, které nemusi byt vzdy zachyceny ve farmakoekonomické analyze podané

farmaceutickou spole¢nosti.’*

Program PACE v SMC pro orphan a ultra-orphan Ié¢iva hodnoti onemocnéni a lécCivy pfipravek
pomoci rozsifenych kritérii k zachyceni takovych informaci o pfinosu léku, které nemohou byt piné
zachyceny v standardnim hodnoticim procesu. Cilem je umoznit léCivim uréenym pro vzacna
onemocnéni flexibilnéjsi pristup k hodnoceni pfi stanovovani Uhrady ze zdravotniho pojisténi. PACE
komise se sklada ze zastupcll pacientll a zdravotnikld prislusné odbornosti, ktefi zohlednuji
u nového lécivého pripravku kritéria pacientovy kvality Zivota, dopadu na rodinu a pecovatele
pacienta, nenaplnénou potfebu lécby a zadvaznost onemocnéni.'™

Britskd agentura NICE povérena hodnocenim technologii a rozhodovanim o Uhradé léciv z NHS
zohlednuje pfi prekroceni hranice nakladové efektivity (ICER vyssi nez 20 000 GBP za ziskané QALY)
nasledujici faktory™®:

*  Miru nejistoty kolem hodnoty ICER

* Zda existuji divody se domnivat, Ze hodnocenim zmény kvality Zivota nebyl dostatecné
zachycen ziskany prospéch

* Inovativni technologie, zejména pokud inovace prinasi podstatné a vyznamné vyhody, které
nemusi byt v referencnim parametrem QALY dostatecné zachyceny.

» Technologie spliuje kritéria pro zvlastni posouzeni jako ,lé¢ba na konci zivota” nebo
“vysoce specializovana lécba”

Na Slovensku jsou stanoveny dvé hranice WTP (A1 a A2). Pokud ICER lezi pod nizsi z nich A1, pak je
k ziskani Uhrady dostacujici nakladova efektivita. Pokud lezi ICER v intervalu mezi hodnotami WTP
A1 a A2, pak je hodnocené technologie podrobena dalSimu hodnoceni. Mezi jiné aspekty dalsiho
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hodnoceni Ize zahrnout socialni naklady (napf. davky v nemocenské, v nezaméstnanosti), etické

otazky, rovnost, diagnostické zafizeni nebo vycvik zdravotniho personalu.”’
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7 PRAKTICKA CAST

7.1 Metodika

Studie multikriteridiniho hodnoceni vHTA v CR byla provedena pomoci dvoukolového
dotaznikového Setfeni, ve kterém se zjiStovaly vahy (dulezitost) jednotlivych kritérii multi-
kriteridlniho hodnoceni a nasledné skére modelové [é¢by v kazdém z hodnocenych kritérii. Na
zakladé kombinace vysledku ziskanych z odpovédi obou dotaznikli bylo vypocteno vazené skore
s pouzitim MCDA metody dle ,Value measurement model”, protoze je nejpfinosnéjsi pro pouziti pri
HTA a rozhodovani o Uhradach.'®

Zakladni strukturu pro vsestrannéjsi proces tvofi parametry (kritéria) MCDA, tedy metody
stanovujici hodnotu lécby zaloZzenou na rozsifeném vybéru kritérii, kterd mohou vsestrannéji
mapovat prinos dané Ié¢by. Pro urceni vahy jednotlivych kritérii a pro vyhodnoceni skére modelové
lé¢by bylo provedeno dvoukolové dotaznikové Setieni. Dotazniky byly mezi respondenty
distribuovany emailovou postou. Prvni kolo dotaznikového Setfeni probéhlo v cervnu 2015 a druhé
kolo v bfeznu 2016. Dotaznik byl koncipovan jako webovy formulaf. Osloveno bylo celkem 33
respondentd. Ucast v dotaznikovém Zetieni byla mozna na zakladé prislusnosti k predem
definovanym zajmovym skupinam, aby vysledné vahy odpovidaly zavérim z celospolecenského
pohledu. Kontakty na respondenty byly ziskany pres pfisluiné instituce — SUKL, Svaz zdravotnich
pojistoven CR, Vieobecnd zdravotni pojistovna CR, Ministerstvo zdravotnictvi CR, pacientské
organizace, fakultni nemocnice, Revmatologicky Ustav (viz Tabulka 6). K zadosti o spolupraci na
vypInéni dotaznikd byl vzdy pfipojen privodni dopis, jejichz plné znéni uvéadi Prilohy 9.3 a 9.4. U¢ast
v dotaznikovém Setreni byla plné anonymni.

Tabulka 6 Skupiny a pocet oslovenych respondentt

Skupina respondentu Instituce Pocet respondenti
1. Ufednici (Autority) 13
a) Zdravotni pojistovny SZPCR 3
VZP 2
b) Ministerstvo zdravotnictvi MZd 4
) Statni Ustav pro kontrolu léciv SUKL 4
2. Pacienti 8
. - CAVO 2
a) Vzacna onemocneéni NSPKU 5
b) Chronicka progresivni Revma Liga CR 1
onemocnéni CARD-cz 1
: Spolek Diagnéza leukemie 1
9 Onkologie Mamma HELP 1
3. Klinicti experti 12
a) Vzacna onemocnéni FN Motol 2
VFN v Praze 2
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VFN v Praze
Revmatologicky Ustav
FNKV
FN Plzen
VEN v Praze
FN Olomouc
FN Motol

b) Chronicka progresivni
onemocnéni

¢) Onkologie

_ R N

7.1.1 Kritéria a vahy

Dotaznik | (viz Pfiloha 9.1) byl designovan pro urceni vah jednotlivych kritérii vybranych pro multi-
kriterialni hodnoceni. Sada kritérii byla vybrana experty na farmakoekonomiku a HTA, ktefi se pfi
vybéru Fidili praktickymi doporucenimi k provedeni MCDA, kterd doporucuji pouziti maximalné 10
kritérii. Cilem bylo sestavit sadu kritérii, ktera lze pouzit pro hodnoceni pfinosu v rdmci procesu
hodnoceni IéCiv pfi stanovovani Uhrady z verejného zdravotniho pojisténi a kterad budou agregovat
celkové mozné prinosy relevantni z celospolecenské perspektivy. Pfi vybéru kritérii se vychazelo
z existujicich systém( pro stanoveni hodnoty léCiv v zemich s dobfe zavedenym Uhradovym
systémem |écCivych pfipravki vcetné orphan léCiv (Australie, Francie, Nizozemsko, Némecko,
Svédsko, Velka Britanie, Spanélsko)'® 120121 3 autorit téchto zemi zodpovédnych za HTA. Kritéria
byla vybrana podle téchto svétové uznavanych systémd. Pro vybér kritérii byla dilezitad diskuze
a vzajemna shoda mezi experty. Celkem bylo vybrano 10 kritérii v nasledujicim znéni (Tabulka 7):

Tabulka 7 Sada kritérii pro multikriterialni analyzu
Kritéria
1A Vliv nemoci na predpokladanou délku Zivota
2A Vliv nemoci na kvalitu Zivota
3A Nenaplnéna potreba lIéCby onemocnéni (pokrok vs. soucasny lé¢ebny standard)

4A Socialni disledky onemocnéni

5B Klinicka ucinnost — objektivni
6B Klinickad Gcinnost — z pohledu pacienta
7B Bezpecnost terapie v klinické praxi

8B Nakladova efektivita |écby

9B Dopad na rozpocet veiejného zdravotniho pojisténi pfi zavedeni lé¢by

10 B Vliv |é¢by na socialni dopady onemocnéni
Kritéria se daji rozdélit na ta hodnotici dopad samotného onemocnéni (kritéria 1 az 4 s oznacenim
A) a na kritéria hodnotici dopad a pfinos nové l1écby daného onemocnéni (kritéria 5-10 s oznacenim

B). Dohromady kritéria tvofi oblast, pomoci které je definovana celkova hodnota neboli celkovy
pfinos 1écby.

56



Tato kritéria reprezentuji jednotlivé komponenty v hodnoceni celkového pfinosu lécby (Obrazek
12).

Obrazek 12 Komponenty definované jako slozky celkové hodnoty pfinosu'%®

Vliv nemoci

na
predpoklada
nou délku
Zivota Vliv nemoci
na kvalitu
Zivota

Vliv [é¢by na
socialni
dopady

onemocnén{

NenapInénd
potieba
lécby
onemocnéni

Dopad na
rozpocet

Hodnota

Socialni
dusledky
onemocnéni

Nakladova
efektivita
lécby

Klinicka
Gcinnost —
objektivni

Bezpeénost
terapie v
klinické praxi

Klinicka
ucinnost — z

pohledu
pacienta

(Modra: Kritéria hodnotici onemocnéni; Zelena: Kritéria hodnotici 1éCbu)

Kritéria byla dale popsana tak, aby respondenti mohli stoprocentné porozumét a predstavit si, co
dané kritérium zahrnuje a co jeho hodnocenim méfime (viz Dotaznik |, pfiloha 9.1).

Cilem této Casti dotazniku bylo ziskat vahy k jednotlivym z 10 zvolenych kritérii pro MCDA analyzu.

V zavislosti na vlastnich preferencich byli respondenti pozadani, aby vyjadrili vahy na zakladé
dulezitosti jednotlivych kritérii pfi hodnoticim procesu o pfinosu hodnoceného lécivého pripravku
v 1é¢bé daného onemocnéni. Vahu vybirali na stupnici ¢iselnych hodnot 1-7 (1=zadna dulezitost pfi

Vv

rozhodovani; 7=nejvyssi dllezitost pfi rozhodovani o dané 1écbé).

V pravodnim dopise dotazniku | byl pouzit priklad pripodobnujici situaci k nakupu zbozi (auta) dle
pozadavk( seskupenych do sady kritérii, aby se systém vazeni kritérii respondentliim co nejvice
priblizil (viz Pfiloha 9.3).

Respondenti byli vyzvani, aby na jednotlivé otdzky dotaznikl odpovidali se zohlednénim
celospolecenského dopadu, nikoli pouze z pohledu zajm{ pfislusné instituce.
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7.1.1.1  Popis kritérii

Prvni 4 kritéria z 10 zahrnutd do hodnoceni MCDA se vénuji hodnoceni onemocnéni, konkrétné
jeho dopadu na délku a kvalitu Zivota, potrebu Ié¢by a jeho socialnim disledkim. DalSich 6 kritérii
z 10 se vénuje hodnoceni posuzované lécby, konkrétné objektivni a subjektivni Gcinnosti 1écby,
bezpecnosti 1écby, nakladové efektivité, dopadu do rozpoctu zdravotnich pojistoven a socialnim
dopadim lécby. U téchto kritérii se jiz nehodnoti onemocnéni jako takové, ale hodnoti se Iécba,
jenz ma vstoupit na trh a o které se bude rozhodovat, zda bude ¢i nebude hrazena z prostredk
verfejného zdravotniho pojisténi.

Tabulka 8 Definice kritérii zahrnutych v hodnotovém ramci pro MCDA

Kritérium Definice

Jedna se o parametr hodnotici zavaznost zdravotniho stavu
pacientl souvisejici s predpokladanou délkou preziti
pacientd s danym onemocnénim. Otazkou je, zda

1. onemocnéni, pro které je hodnocena lécba urcend, zkracuje
VLIV NEMOCI NA predpokladanou délku Zivota a o kolik. Statisticka
PREDPOKLADANOU DELKU pravdépodobnost umrti pacientl pfi daném onemocnéni
ZIVOTA neboli posouzeni, do jaké miry onemocnéni zkracuje

a ohrozuje Zivot v porovnani s predpokladanou délkou
Zivota ve stavu bez onemocnéni, je predmétem urceni
pfinosu lécby.

Tento parametr hodnoti zéavaznost zdravotniho stavu
pacientll s danym onemocnénim. Zavaznost zdravotniho
stavu, klinické projevy a komplikace onemocnéni se
promitaji do kvality Zivota pacientl s danym onemocnénim.
Otazkou pfi posuzovani vlivu nemoci na kvalitu Zivota je,
zda onemocnéni vyzaduje trvalou, dlouhodobou nebo
opakovanou hospitalizaci; zda zplsobuje trvalé zavazné

2. poskozeni zdravi; zda onemocnéni ovliviuje aktivni Zivot

VLIV NEMOCI NA KVALITU (napF. Rohy,blivost); zd.a prinasi Polgsti ci J’iné thiie; zda va

JIVOTA do jaké miry omezuje obvyklé cinnosti pacienta (napf.
studium, zaméstnani, domaci prace, zdjmova cinnost atd.);
zda a do jaké miry omezuje onemocnéni sobéstacnost
pacienta (napf. myti, oblékani atd.); zda onemocnéni
zpUsobuje Uzkost/depresi.

Mirou vlivu nemoci na kvalitu zivota je to, jak vyrazné
pacientovi snizuje dané onemocnéni kvalitu zivota
v porovnani s kvalitou zivota, kdyby byl zdrav.

3. Jednd se o parametr, ktery hodnoti stavajici lécebné
NENAPLNENA POTREBA LECBY molznostl.v dané tgrapeutlclfe oblasti a pgtre’bu nove Iecby.
" Otazkou je, zda existuje moznost alternativni terapie; zda je
ONEMOCNEN!I - . - . s, y
nécim stavajici alternativni terapie limitovana (napr.
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4.

SOCIALNi DUSLEDKY
ONEMOCNENI

5.

KLINICKA UCINNOST -
OBJEKTIVNI

6.

KLINICKA UCINNOST - Z
POHLEDU PACIENTA

nedostatecnou Ucinnosti, vysokou nesnasenlivosti (i
nezadoucimi Ucinky); zda predstavuje nova lé¢ba prelom
nebo vyrazny pfinos v |é¢bé hodnoceného onemocnéni.
Nejvyssi nenaplnéna potreba Ié¢by je u onemocnéni, kde
neni dostupna zadna terapie. Vysokou potrebu lécby se pak
vyznacuji terapeutické oblasti, kde je mozno lécit pouze
paliativni terapii neboli symptomatickou terapii mirnici
priznaky (napf. podpulrna terapie v onkologii). Urcita
potieba lécby zlistava i u onemocnéni, kde je dostupna
|é¢ba pouze priznakud a nikoli pficiny.

Tento parametr hodnoti stupen socidlniho dopadu
onemocnéni na pacienta, zatéz socialniho systému
a naklady na socialni péci. Socialni dopady onemocnéni na
Zivot se mohou projevovat invaliditou, izolaci, osamélosti,
nesobéstacnosti a zavislosti na druhych, ztratou
zaméstnani. Socialni dopad zahrnuje také zatizeni rodiny Ci
pecovatele pacienta a vliv na praceschopnost pecovateld.

Klinicka uc¢innost popisuje spektrum a miru pfinost vedouci
k lé¢ebnému Gcinku a kvalité zZivota a zmirfovani
nepfiznivych priznakl onemocnéni. Efekt lécby hodnoti
klinické studie, vcetné jeho kvantifikace.

Objektivni posouzeni klinické Gcinnosti je zalozeno na
vyhodnoceni méfitelnych parametrl onemocnéni, které
maji vazbu na klinické projevy onemocnéni (tvrdé
parametry — snizeni Umrtnosti, zkraceni doby do progrese
aj, zastupné parametry - snizeni krevniho tlakuy,
cholesterolu, rizika vyskytu infarktu aj.). Mezi dlkazy
o klinické ucinnosti patfi prodlouzeni predpokladané délky
Zivota nebo doby bez progrese onemocnéni, snizeni rizika
a délky hospitalizace, zlepseni vyznamného zastupného
parametru (napf. glykovany hemoglobin, vitalni kapacita
plic).

Kritérium pro hodnoceni [éCby klinicka Ucinnost — z pohledu
pacienta v sobé zahrnuje subjektivni hodnoceni klinické
Ucinnosti pacientem s ohledem na jeho vnimani prinosu,
jeho vnimani Ucinnosti  1éCby, zavaZnosti pfiznakd
onemocnéni atd. Otazkou pokladanou pfi vyhodnocovani
subjektivni klinické Ucinnosti dle pacienta je, v jaké mife
doslo v dlsledku lécby k Ustupu priznakd pocitovanych
pacientem a zlepseni zdravotniho stavu pacienta. Mirou
subjektivni klinické uUcinnosti je spokojenost pacienta
s |éCebnym procesem.

Kritérium bezpecnost |é¢by zahrnuje hodnoceni pfimého
i nepfimého Skodlivého ucinku léciva na pacienta. Dale
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BEZPECNOST

8.
NAKLADOVA EFEKTIVITA LECBY

9. DOPAD NA ROZPOCET
VEREJNEHO ZDRAVOTNIHO
POJISTENI

10. VLIV LECBY NA
SOCIALNi DOPADY
ONEMOCNENI

hodnoti informaci, zda Ize Skodlivost redukovat. Nezadouci
ucinky mohou byt zndmé (popsané) nebo neocekavané,
zamyslené (nutné spojené se zamyslenymi |écebnymi
ucinky) nebo nezamyslené. Nezadouci ucinky mohou byt
zavislé na davce Ci délce terapie. Dllezitym udajem je
frekvence vyskytu nezadoucich Ucinkd v 1é¢ené populaci,
riziko vzniku nezadoucich G¢inkl a snasenlivost terapie.
Udaje o bezpecnosti pochazi z klinickych studii. V désledku
nezadoucich  G¢inkG ¢ intolerance 1écCiva dochazi
k nezadoucimu ukoncovani terapie.

Kritérium nakladové efektivity 1écby hodnoti pomér mezi
naklady a pfinosy spojenymi s pouzitim hodnocené lécby
ve srovnani s lécbou alternativni nebo placebem, pokud
alternativni 1é¢ba neexistuje. Vysledek nakladové efektivity
znacdi, zda je hodnocenad terapie méné nakladna pfi
srovnatelnych prfinosech; vice pfinosna pfi srovnatelnych
nakladech; méné nakladna, a pfitom generuje vétsi prinosy
nez lécba srovnavaci, anebo jsou vysSi naklady za
hodnocenou Ié¢bu vyvazeny vyssimi pfinosy.

Kritérium dopad na rozpocet verejného zdravotniho
pojisténi zahrnuje zhodnoceni financniho dopadu lécby na
rozpocet verejného zdravotniho pojisténi. Hodnocena je
informace, zda hodnocena Ié¢ba navysuje rocni naklady na
rozpocet zdravotnich pojistoven nebo zda naopak pfinasi
hodnocena |écba zdravotnim pojistovnam Uspory.

V ramci kritéria vlivu 1éCby na socialni dopady onemocnéni
se hodnoti pridana hodnoty nové lécby na socialni Zivot
pacienta, jeho blizké a pecovatele ve srovnani s jinou lécbou
¢i soucasnym standardem lécby. Otazkou je, zda je pacient
v disledku [é¢by schopen pracovat nebo studovat; zda se
stava v dusledku 1écby samostatny a nezavisly; zda nema
léCba psychosocialni a emocni dopad na pacienta; zda
ovliviiuje naroky na pecovatele a ovliviuje tak jejich
schopnost pracovat, ¢i zda ma lécba vliv na Cerpéani socialni
péce.
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7.1.2 Modelova lécba a skore

Dotaznik Il pro druhé kolo dotaznikového Setreni (viz Priloha 9.2) byl designovan pro sbér skére
u tfi modelovych priklad( l1éCivych pfFipravkd, u kterych byl nasledné hodnocen jejich celkovy pfinos
pomoci MCDA. Modelové |écivé pripravky byly vybrany s ohledem na to, aby byly vedle OMP
zastoupeny dalsi specifické typy onemocnéni s rlznym prabéhem, ocekdvanym uUcinkem lécby,
prevalenci a spolecenskym statusem. Byl vybran model onkologického onemocnéni, chronického
invalidizujiciho onemocnéni, a pravé vzacného onemocnéni. Respondenti byli vyzvani, aby na
zakladé popisu onemocnéni a vysledk modelové 1éCby v terapii tohoto onemocnéni priradili skore
pomoci Ciselné hodnoty celych Cisel na bodové skale 1 az 7 v kazdém z 10 kritérii MCDA popsanych
vyse (kapitola 7.1.1.1).

Cilem této casti dotazniku bylo vyhodnotit skére nové lécby pro dané modelové onemocnéni
v kazdém z 10 kritérii MCDA: ovlivnéni délky a kvality Zivota s onemocnénim, nenaplnéna potreba
léCby, socialni dUsledky onemocnéni, klinicka ucinnost (objektivni i subjektivni), bezpecnost 1éCby,
nakladova efektivita, dopad na rozpocet zdravotnich pojistoven a ovlivnéni socialnich dusledki
vlivem |é¢by, aby bylo mozné urdit vyslednou hodnotu celkového skore, které se nasledné pouzije
v kombinaci s vahou pfi kalkulaci vysledného prinosu modelového lécivého pfipravku v MCDA.

V Uvodu dotazniku Il byl opét uveden priklad pfipodobnujici situaci k béznému rozhodovani (pfi
nakupu automobilu), aby se cil dotazovani respondentlim co nejvice pfriblizil (viz pfiloha 9.2).
Respondenti na zakladé poskytnutych informaci o klinickém a bezpecnostnim profilu lécby
a progndze onemocnéni rozhodovali o ¢iselném skore.

Respondenti byli vyzvéani k prifazeni pouze celociselného skére. Skala ¢iselné hodnoty skére byla
zvolena v rozmezi 1 (nejhorsi vysledek) az 7 (nejlepsi vysledek), aby bylo mozné dostatecné rozliseni
bez nezadouciho tlaku na vysokou presnost a zaroven aby bylo mozné zvolit stfedni hodnotu
v celych ¢islech.

Skére |écby bylo hodnoceno pro tfi modelové 1éCivé pripravky (X, Y, Z). Jako modelova lécba X byla
zvolena lécba pokrocilého melanomu, jako modelova lécba Y Iécba revmatoidni artritidy a jako
modelova |écba Z 1écba spinalni muskularni atrofie 2. typu. Respondentliim byl popsan strucné,
v netechnickém jazyce, stav pacientl, pfijemcid modelové Iécby, a povaha onemocnéni. Popis
onemocnéni, pro které jsou hodnocené IéCivé pripravky urceny uvadi Tabulka 9. Dopad lécby na
pacienty a pecCovatele a dikazy o vlastnostech a dopadech 1é¢by na zakladé dostupnych klinickych
Udajl uvadi pro zahrnuta kritéria dotaznik Il (Priloha 9.2).

Dotaznik Il popisoval krajni hodnoty (maxima a minima) hodnotici skaly a charakteristiku
hodnocené modelové lécby pro kazdé z 10 hodnocenych kritérii (viz Pfiloha 9.2). Na zakladé popisu
daného kritéria a znalosti onemocnéni byli respondenti vyzvani k objektivnimu vyhodnoceni
parametrl onemocnéni a lécby a k prifazeni skore hodnocené modelové 1écby v oblasti daného
kritéria.
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Tabulka 9 Popis onemocnéni lé¢eného modelovou lécbou

Modelova Lécba X: pokrocily melanom

Lécba X se pouziva u pacientd trpicich pokrocilym melanomem (zédvaznou rakovinou klze).
Melanom je zhoubné nadorové onemocnéni kGze s velmi vysokou mortalitou (Umrtnosti)
pacientl, jehoz Cetnost v populaci stale stoupa. Progndza pacientli s melanomem v pokrocilém
stadiu je vysoce neprizniva. Stredni doba preziti se pohybuje okolo 10 mésicli. Toto onemocnéni
tak vyrazné zkracuje zZivot pacientl, kdy jejich primérny vék je okolo 57 let. Pokrocily melanom
je tak jednim z nejagresivnéjsich nador( vibec.

Modelova Lécba Y: revmatoidni artritida

Lécba Y se pouziva u pacientd s onemocnénim revmatoidni artritidou (RA). RA je chronické
zanétlivé onemocnéni kloubd, které je postupem casu invalidizujici. Projevuje se silnymi bolestmi
kloubl a jejich otokem s nebezpelim pozdéjsiho vzniku deformit a znehybnéni. Objevuji se
rovnéz celkové priznaky jako nechutenstvi, deprese, postizeni jinych organ( aj. Onemocnéni
vyrazné snizuje kvalitu zivota nemocnych, ale zkracuje i délku jejich Zivota v priméru o 6 az 7 let.
Jedna se tedy o velmi zavazné chronické onemocnéni, které je obtizné |écCitelné (zaroven
nevylécitelné) a ma velky dopad na pacienta a jeho rodinu.

Modelova Lécba Z: spinalni muskularni atrofie typu Il

Lécba Z se pouziva u pacientl trpicich spinalni muskularni atrofii (SMA). SMA je vzacné vrozené
onemocnéni na genetickém podkladé. Dochéazi pfi ni k postupnému ubyvani svalstva, a tedy
schopnosti se pohybovat. Nemocni maji postizeny koncetiny, mivaji také potize s polykanim,
pozdéji i s dychanim. Jsou velmi nachylni k respiracnim infekcim, které jsou velmi tézko
zvladnutelné. Jednou z vaznych a castych komplikaci je dechova nedostatecnost, ktera se mlze
stat i pricinou smrti. Pfiznaky tohoto typu nemoci se zacinaji objevovat mezi 6. a 24. mésicem
veéku. Primérna délka zivota pacientld se SMA II. typu je 30-50 let, tedy vyrazné méné, nez je vék
doziti bézné populace (78 let).

7.1.3 Vyhodnoceni MCDA

Vyhodnoceni MCDA bylo provedeno pomoci ziskanych vah a skére zvolenych kritérii. Tento nastroj
multikriterialniho hodnoceni byl prezentovan v pilotni studii Sussex et al. 2013." Vysledna hodnota
modelové |éCby je dana sumou vazenych skoére (soucinu obecné vahy kritéria a skore l1éku pro dané
kritérium). Maximalni hodnota celkového vazeného skére znamend nejpreferovanéjsi lécivy
pripravek z hlediska naméreného celkového prinosu pomoci MCDA.

Prdmérna hodnota vahy pro kazdé z kritérii 1 az 10 z odpovédi vsech respondentl byla pfi
zpracovani normalizovana na procentualni Udaj tak, aby soucet vah pro viechna kritéria odpovidal
celku 100 %.
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Vysledna vazena suma skére vsech kritérii MCDA byla srovndna a modelové |éCivé pripravky
sefazeny od nejvyssi hodnoty dle MCDA. Déle byla srovnana kritéria nejvice ovliviujici vysledek
v kazdém modelovém pripadé a taktéz preference jednotlivych zajmovych skupin zastoupenych
mezi respondenty.

7.2 Vysledky

Studie se zUcastnilo v prvnim kole 27 respondentl a v druhém kole 13 respondentt. Z vyhodnoceni
vah vzeslo jako nejvyznamnéjsi kritérium mezi respondenty kritérium objektivni klinickd Gc¢innost
(Clinical Efficacy) a kvalita Zivota (Quality of life) s relativni vahou 11,8 % resp. 11,5 %. Nejnizsi
relativni vahu naopak respondenti urcili kritériim dopad do rozpoctu (Budget impact) a subjektivni
hodnoceni Ucinnosti pacientem (Patient reported outcomes), a to 8,7 % resp. 9,0 %, viz Graf 6 a Graf
7. Respondenti z fad autorit dali ve srovnani s ostatnimi skupinami respondentu vyrazné vyssi vahu
kritériim 8B nakladova efektivita a 9B dopad do rozpoctu, viz Tabulka 11. Vahy pro kritéria 1A Vliv
nemoci na predpokladanou délku zivota, 2A kvalita zivota, 3A Nenaplnéna potreba |écby
onemocnéni a 7B bezpecnost lécby byly mezi vSemi tfemi zajmovymi skupinami respondent
podobné (p>0,31), ale u ostatnich Sesti kritérii byly mezi kategoriemi respondentd vahy odlisné
(p>0,03).

7.2.1 Vahy

Tabulka 10 prezentuje vyhodnoceni odpovédi respondentd na bodové uréeni vahy. Z vyhodnoceni
je patrné, ze vaha 7 (tj. maximalni vaha) se nejcastéji vyskytla u kritérii 2A kvalita Zivota, 5B objektivni
klinicka ucinnost, 8B nakladova efektivita a 9B dopad do rozpoctu. U viech hodnocenych kritérii

evvs

konsenzus pfi urCovani vahy byl naméren u kritérii 2A kvalita Zivota a 7B bezpecnost |éCby.

Tabulka 10 Vyhodnoceni odpovédi vah uréujici dileZitost hodnocenych kritérii (Skala 1 az 7)

Vaha 1A 2A 3A 4A 5B 6B 7B 8B 9B 10B
Prdmér (SD) 5.5 6,1 49 5,1 6.3 4,8 5,6 5 4,6 5.1
12 0| 3 | 4 | ) | 15 | (10 | (1.6) | (19 | (15
Maximum 7 7 7 7 7 7 7 7 7 7
Minimum 2 4 2 2 2 2 4 2 1 2
Median 6 6 5 5 7 5 6 5 5 5
Nejcastéjsi odpovéd’ 6 7 5 5 7 4 5 7 7 5

Legenda:

1A.... DISEASE SURVIVAL PROGNOSIS
2A.... QUALITY OF LIFE

3A.... UNMET NEED

4A.... DISEASE SOCIAL IMPACT

5B.... CLINICAL EFFICACY

6B.... PATIENT REPORTED OUTCOME
7B.... SAFETY

8B.... COST- EFFECTIVENESS

9B.... BUDGET IMPACT

10B... TREATMENT SOCIAL IMPACT
(A=tykajici se onemocnéni, B=tykajici se 1é¢by)

63



Graf 6 a Graf 7 zachycuje normalizované priimérné vahy v procentech pro kazdé z 10 kritérii
hodnocenych v MCDA. Kritéria v grafu Graf 7 jsou sefazena podle klesajici vahy.

Graf 6 Primérné vahy (normalizované na %) zjisténé pro kritéria zahrnuta v MCDA
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Graf 7 Rozlozeni vah hodnocenych kritérii normalizovanych na celkovych 100 %

0% 20% 40% 60% 80% 100%
= 5B CLINICAL EFFICACY = 2A QUALITY OF LIFE
= 7B SAFETY m 1A DISEASE SURVIVAL PROGNOSIS
= 4A DISEASE SOCIAL IMPACT = 10B TREATMENT SOCIAL IMPACT
m 8B COST- EFFECTIVENESS ® 3AUNMET NEED

= 6B PATIENT REPORTED OUTCOME = 9B BUDGET IMPACT

(A=tykajici se onemocnéni, B=tykajici se lécby)

Pfi vyhodnocovani distribuce vah mezi uvazovana kritéria analyzy v zavislosti na pfislusnosti
k zajmové skupiné je tfeba znovu zminit, Ze vSichni respondenti byli instruovani, aby odpovidali
z celospolecenské perspektivy, tedy nikoli pouze s ohledem na vlastni zajmy, resp. zajmy vlastni
instituce.
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Tabulka 11 uvadi prdmérné normalizované vahy kritérii stratifikovanych dle typu respondenta.
Pomoci barevné sytosti Cervené az modré jsou zvyraznény vahy od nejvyssi po nejnizsi. V nékterych
kritériich je patrny nazorovy konsenzus, napriklad u vah pro kritérium 2A kvalita zivota a 3A
nenaplnéna potreba lécby. V dalSich kritériich, jako je napf. 9B dopad do rozpoctu, 6B subjektivni
ucinnost dle pacientl a 4A, 10B socialni dopady onemocnéni a IéCby je patrna polarizace odpovédi.

Rozlozeni vah v zavislosti na skupiné respondentu je také znazornéno graficky v Graf 8.

Z grafu Graf 8 je patrné, ze vaha pro jednotliva kritéria je nejvyrovnanéjsi mezi Iékafi. To patrné
poukazuje na to, Ze jsou seznameni s komplexni problematikou, a navic vnimaji potreby pacientd,
se kterymi jsou pri svém povolani v kontaktu, na rozdil od Urednickych autorit.

Pacienti a Iékafi jsou v hodnoceni vah témér ve stejném trendu a vyznamné se v rozlozeni vah nelisi.
Oproti tomu u respondentl prislusicich do skupiny autorit (odbornych Grednik(i a platcu) je pfri
rozdélovani vah patrnd vyssi preference urcitych kritérii oproti jinym. Vyssi vyznam oproti
preferencim pacientl a |ékarl je patrny u kritérii dopad do rozpoctu a nakladova efektivita. Nizsi
zajem je z pohledu autorit o kritérium socialni disledky onemocnéni a socialni dopad Iécby. To
muze byt zplsobené velmi nizkym zajmem regulatorl z oblasti cen a Uhrad o socialni oblast
souvisejici s onemocnénim a jeho Ié¢bou. Verejné rozpocty pro socialni oblast a zdravotnictvi jsou
v CR oddélené a jednotlivé systémy nespolupracuji. Uhrada zdravotnickych technologii se hodnoti
z pohledu platcl zdravotniho pojisténi a kalkuluje pouze pfimé naklady na zdravotni péci. To ale
neznamena, Ze nepfimé naklady nevznikaji. Socialni oblast se dotyka pacientl i verejnych rozpoctl
a doporucenim Ceské spole¢nosti pro farmakoekonomiku a hodnoceni zdravotnickych technologii
je hodnoceni nepfimych nakladd zahrnout do farmakoekonomického hodnoceni, alespon
informativné, nebot dle zakona o verejném zdravotnim pojisténi nejsou pfi stanoveni Uhrady

291 7 celospolecenské perspektivy je dopad onemocnéni a jeho lé¢by

léCivych pripravkd relevatni.
do socialni oblasti vyznamny, ovsem nepfimé naklady a naklady na socialni oblast se bézné
nevycisluji a nejsou proto trnem v oku regulator(i z oblasti cen a Uhrad IéCiv a verejnych zdravotnich
pojistoven. Proto je mozné, ze jejich vyznam v hodnoceni pfinosu novych léciv neni ve

véeobecném povédomi a dostate¢né docenén.?

Pacienti oproti Iékaflim prisuzuji vyssi vahu subjektivnimu hodnoceni Ucinnosti z pohledu pacienta
a také bezpecnosti IéCby, a to na ukor kritérii nakladova efektivita a dopad do rozpoctu, jejichz
vyznam lékafi hodnoti vyssi vahou. Je velmi zajimavé, Ze i z pohledu pacientl nejsou kritéria
zahrnujici ekonomické parametry bezvyznamné a pfisuzuji jim urcitou vahu.

Vsechna zvolena kritéria maji dle odpovédi respondentl vyznam pro urceni celkového prinosu
lé¢by. Dokonce dle statistického vyhodnoceni minima z dat urcujicich vahy nebyla u zadného
z kritérii zaznamendana nulova vaha. Proto se multikriteriadlni hodnoceni a MCDA jevi jako vhodny
nastroj pro rovnocenny pristup k hodnoceni zpUsobilosti pro stanoveni nebo nestanoveni Ghrady
z verejného zdravotniho pojisténi.
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Graf 8 Srovnani primérnych vah (%) dle preferenci skupin respondenti
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Tabulka 11 Srovnani primérnych vah (%) dle preferenci skupin respondentu

Viha (%) PRUMER AUTORITY LEKARI PACIENTI
1A
DISEASE SURVIVAL PROGNOSIS 10,4 11,2 9,8 10,1
2A
QUALITY OF LIFE 11,5 11,3 11,4 11,8
3A
UNMET NEED 9,2 8,6 9,6 9,8
aA 9,7 76 11,2 11,0
DISEASE SOCIAL IMPACT ’ ’ ) ,
5B
6B
PATIENT REPORTED OUTCOME 9,0 7,7 8,6 11,3
7B
N 10,5 10,0 10,3 11,5
88 9,5 11,5 8,9 7.2
COST- EFFECTIVENESS ’ , ) ,
9B
o 9,7 7,7 11,4 10,6

TREATMENT SOCIAL IMPACT




7.2.2 Skore

Vazené skore pro modelové typy lécby bylo ziskano kombinaci vahy a priimérného skore pro kazdé

hodnocené kritérium. Celkové vazené skore bylo ziskano jako soucet vazenych skore pro celou sadu

hodnocenych kritérii.

Tabulka 12 uvadi vysledné skore v ramci provedené MCDA. V multikriterialnim hodnoceni ziskala

nejvyssi celkové vazené skore modelova Iécby typu orphan (pro vzacnad onemocnéni). Na druhé

misto se zaradila [é¢ba onkologicka a na treti misto Ié¢ba chronického onemocnéni.

Tabulka 13 uvadi vysledné skore pri hodnoceni dle ndkladové efektivity a dopadu do rozpoctu, tedy

dle soucasné standardné pouzivanych parametrd.

Tabulka 12 Odhad pfinosu hodnocené lécby pomoci MCDA

KRITERIUM

1A

DISEASE SURVIVAL

PROGNOSIS

2A  QUALITY OF LIFE

3A  UNMET NEED

an :ﬂﬁiﬁESOCML

5B CLINICAL EFFICACY

g PATIENT REPORTED
OUTCOME

7B SAFETY

gp  COST-
EFFECTIVENESS

9B  BUDGET IMPACT

10  TREATMENT SOCIAL

B IMPACT

CELKOVA HODNOTA®

VAHA (%)

10,4 %

11,5%

92%
9,7%
11,8 %
9,0 %
10,5 %
9,5%
8,7 %

9,7%

*maximani hodnota celkového vazeného skore = 7

ONKO LECBA CHRONICKA LECBA | ORPHAN LECBA
SKORE Zﬁg;ﬁé SKORE gégigé SKORE ZQZEEE
6,2 0,6 4,4 0,46 6,1 0,6
5,7 0,7 5,9 0,7 6,6 0,8
5,5 0,5 5,1 0,5 6,8 0,6
53 0,5 5,7 0,6 6,2 0,6
5,0 0,6 4,5 0,5 4,3 0,5
5,6 0,5 5,5 0,5 5,1 0,5
4,3 0,5 3,8 0,4 4,0 0,4
3,7 0,3 4,8 0,5 3,0 0,3
3,4 0,3 2,6 0,2 3,5 0,3
4,9 0,5 5,4 0,5 4,7 0,5
5,0 4,8 5,1
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Tabulka 13 Odhad pfinosu hodnocené lécby pomoci standardni sady kritérii

, 5 ONKO LECBA CHRONICKA LECBA ORPHAN LECBA

KRITERIUM VAHA — pre—; P
(%) . VAZENE . VAZENE . VAZENE

SKORE SKORE SKORE SKORE SKORE SKORE

COST- .

8B Ll TIVENESS 52,1% 3,7 1,9 4,8 2,5 3,0 1,6

9B  BUDGETIMPACT | 47,9% 3,4 1,6 2,6 1,2 3,5 1,7

CELKOVA HODNOTA* 3,6 3,7 3,2

*maximani hodnota celkového vazeného skore = 7

Maximalni mozna dosazitelnd hodnota celkového skére v MCDA je 7. Je to dano tim, Ze skore je

hodnoceno na skale v rozmezi 1 az 7.

Kazda kategorie respondentu prifadila odlisné vahy a odlisné skore a pokud bychom vyhodnocovali
vazené skore v kazdé zajmové skupiné zvlast, doslo by k ovlivnéni poradi hodnocenych modelovych
lé¢eb dle jejich hodnoty. Shoda ve vybéru modelové lécby s nejvyssi hodnotou dle MCDA
nepanovala ani mezi dvéma skupinami respondentl. Kazda skupina by zvolila jako nejhodnotnéjsi
jiny typ modelové 1é¢by (viz Tabulka 14).

Tabulka 14 Vysledky MCDA ve skupinach respondentt

Multikriterialni hodnocenf

Autority Lékafi Pacienti
PORADI OD NEJVYSSI ONKO LECBA 2 1 3
HRONICKA LECBA 2
HODNOTY CHRONICKA LEC 3 1
ORPHAN LECBA 1 3 2

Pokud by byl pfinos modelové Iécby hodnocen v soucasnosti standardnim postupem zohledrujicim
pouze nakladovou efektivitu a dopad do rozpoctu hodnocené |écby, byla by nejpreferovanéjsi
(s nejvyssi hodnotou naméreného skoére) l1écbou z hodnocenych 1écba chronického onemocnéni
(viz Tabulka 13). Naopak orphan |écba na vzacna onemocnéni ve vysledcich dle standardniho
hodnoceni zaujima treti misto, coz je v kontrastu s vysledky multikriteridlniho hodnoceni, kde
orphan lécba byla vyhodnocena jako nejpfinosnéjsi ze srovnavanych (viz Tabulka 16). Pfi pouziti
pouze limitované sady kritérii, tzn. pouze nakladové efektivity a dopadu na rozpocet se oproti
multikriteridlnimu hodnoceni vazené skére propadlo o nejvice jednotek pro orphan modelovou
[éCbu (o 26 %), viz Tabulka 15.
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Tabulka 15 Srovnani vysledného pfinosu modelované lécby p¥i hodnoceni MCDA vs. standardni hodnoceni
(pouze nakladova efektivita a dopad do rozpoctu)

CELKOVA HODNOTA Ztracend hodnota
VAZENE SKORE

multi-kritéria standardni kritéria
Vsichni respondenti 4,99 3,56 1,4 20%
- AUTORITY 4,59 3,30 1,3 18%
ONKO LECBA LEKARI 5,56 4,00 1,6 22%
PACIENTI 5,00 3,50 1,5 21%
Vsichni respondenti 4,79 3,75 1,0 15 %
CHRONICKA AUTORITY 4,32 3,20 1,1 16 %
LECBA LEKARI 5,46 4,09 1,4 19%
PACIENTI 4,85 4,61 0,2 3%
Vsichni respondenti 5,05 3,24 1,8 26 %
- AUTORITY 4,71 2,90 1,8 26 %
ORPHAN LECBA -~ ¢xa 5,34 3,23 2,1 30%
PACIENTI 5,35 4,11 1,2 18%

Tabulka 16 Srovnani vysledkii hodnoceni MCDA vs. standardni hodnoceni (pouze nakladova efektivita
a dopad do rozpoctu)

Multikriteridlni , ,
ultikriteniaini Standardni hodnoceni

hodnoceni
. <<, | ONKO LECBA 2 2
PORADI OD NEJVYS3I CHRONICKA LECBA 3 1
HODNOTY —
ORPHAN LECBA 1 3
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7.3 Diskuse

Cilem této prace bylo provést pilotni projekt praktické aplikace MCDA v CR. Multikriterialni
hodnoceni je vnimano jako potencidlni nastroj pro hodnoceni pfinosu orphan léCiv, ktery
muUZe napomoci autoritdm v rozhodovacim procesu o Uhradé |écivych pripravkd. Orphan léciva se
jevi jako terapie s jasnymi specifiky, na které je ovsem dle ceskych zakonl mozné aplikovat pouze
standardni systém hodnoceni, ktery casto nedostacuje ve vyjadreni skute¢ného prinosu. V disledku
toho pak néktera orphan léciva bez jakéhokoli farmakoekonomického hodnoceni unikaji mimo
regulovany systém cen a Uhrad |éciv, a to mezi individuadlné schvalovanou |écbu reviznimi lékari
pojistoven cestou pres §16 zakona o verejném zdravotnim pojisténi, kterd je urcena pouze pro
vyjimecné zavazné pripady.

Primarni motivaci pro tuto praci byla snaha aplikovat multikriterialni hodnoceni ve spravnich fizeni
SUKLu o stanoveni vyée a podminek Ghrady. SUKL pfistupoval k multikriterialnimu hodnoceni
v pfipadech, kdy se jednalo o vysoce potiebnou lécbu, kterd nesplfiovala zdkonem stanovené
podminky pro nakladovou efektivitu (naklady za ziskané QALY presahovaly uznavanou hranici
ochoty platit) a Uhrada jim tak nemohla byt pfiznana. Jednalo se ovsem o technicky nejasny,
zakonem ani metodikou blize neuchopeny postup, bez blize definované sady kritérii a vah.

Klinicka ucinnost a nakladova efektivita nejsou jedinymi faktory, které mohou hrat roli v rozhodnuti,
zda je lécba pro priznani Uhrady vhodna, resp. zda poskytuje dostatecnou hodnotu oproti
nakladlm. Nepfizplsobivost Uhradového systému k inovativnim léCivim a urcita diskvalifikace 1éCiv,
jejichz pfinos spociva i v jinych, pro pacienty a pro spolecnost relevantnich, kritériich, vede
k pokriveni systému a dostupnosti hrazenych |ék{. Inovativni Ié¢ba typu orphan se do Uhradového
systému dostane jinym mechanismem, jelikoZ se jedna o vysokou individualni potiebu a jedinou
moznost lécby. Jejich pfinos ale neni fadné zhodnocen a pomér nakladd a prinost neni presné
znam. Presto jsou soucasti hrazeného systému zdravotni péce a ndklady na né jsou realné
vynakladany a figuruji tak casto jako komparator v analyzach nakladové efektivity, tzn. mohou se
pres né vyvézt do systému hrazené péce dalsi nakladné léky.

MCDA jako néastroj pro HTA hodnoceni je Casto diskutovanou alternativou k analyze nakladové
efektivity. Doporucenymi postupy pro vyhodnocovani pfinosu Ié¢iv pravé pomoci MCDA se nyni
zabyvaji profesni a védecké spolecnosti pro vyzkum v oblasti farmakoekonomiky. MCDA je v praxi
implementovana v Africe a z evropskych statd v Recku a Madarsku.'? V dalich zemich je
multikriteridlni hodnoceni oznacovano jako doplhkovy pfistup pro rozhodovani o Uhradé
zdravotnickych technologii na zakladé agregovaného pfinosu podle komplexniho posouzeni
meéritelnych dopadu Ié¢by v celospolecenském kontextu.

Soucasna alternativa pro nakladnou |é¢bu vzacnych onemocnéni, ktera nemusi spliiovat podminky
nakladové efektivity v Cesku, je §16 zakona o vefejném zdravotnim pojiéténi (viz 3.3.2.3). Postup
ziskani Uhrady na zakladé §16 zakona je ovsem problematicky diky nejasnému vykladu pravidel
a kritérii. Pristup k péci je nepredvidatelny a nerovny, misty az diskriminacni jak mezi pojistovnami,
tak mezi diagnézami. Administrativné narocny proces a financovani lécby téchto Iéciv navic vede
k tomu, Ze jsou lékafi Casto poskytovateli zdravotni péce motivovani nenabizet pacientlim draha
feSeni vhodna pro zadost pres §16 zakona.'®
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Cilem MCDA je zajistit pfistup k 1écbé inovativnimi pristupy s vysokym pfinosem viem pacientdm
pfi zachovani predpokladu dlouhodobého zhodnoceni vynalozenych nékladi a udrzitelnosti
financovani v ramci hospodafreni s aktualnim rozpoc¢tem zdravotnich pojistoven.'?

Analyza MCDA hodnoti nékolik kritérii na zakladé predem definovanych vah (preferenci).
Vysledkem je hodnota, ktera urcuje celkovy pfinos |é¢by oproti maximalnimu ocekdvanému a méla
by pomoci pfi rozhodovani ohledné stanovené otazky, zda lécivy pfipravek hradit ze zdravotniho
pojisténi, ¢i ne. Otazkou je interpretace vysledku ve smyslu pripustnosti nebo nepfipustnosti pro
stanoveni pozadované vyse Uhrady. Dostatecny pfinos pro pfiznani Uhrady by musel byt definovan
metodikou nebo zakonem. Jako reference se nabizi alternativni pfipravek, nebo pozadavek na
minimalni rozdil v ocekdvaném pfinosu oproti referenénimu pfripravku, kterému bude nasledné
prizplsobena financni hranice WTP v analyze nakladové efektivity.

Klicovym ale zlistava spolehlivost zhodnoceni jednotlivych kritérii pfinosu v ramci MCDA. Technika
MCDA je velmi komplikovana a implementace MCDA velmi slozitd. MCDA je z pohledu efektivniho
HTA vhodna nikoli jako povinny standard pro vSechny nové technologie, ale pouze pro specifické
skupiny, jakymi jsou napf. orphan léciva. Ve vétsiné pripadl staci dlouhodoby pfinos vyhodnotit
pomoci CEA (CUA). Vyhodnoceni dodatecnych kritérii mize byt pouzito i pro moznost posuzovat
Uhradu lécivych pfipravk(l pro zavazna onemocnéni, bez alternativni 1éCby, pro onemocnéni
s nizkou prevalenci ¢i SirSim spolecenskym dopadem, vzhledem k posunuté prahové hodnoté WTP.

Je tfeba zminit, Ze aplikace MCDA nemusi obecné znamenat zvyhodnéni orphan IéCivych pripravkd,
ale obecné vsech pfipravkl s hodnotou nad ramec Ucinnosti, bezpecnosti a nakladové efektivity.
Nékteré lécivé pripravky na vzacna onemocnéni nemusi byt automaticky prinosnéjsi nez jina 1écba.
Samotny status orphan léciva (OMP) nepfisuzuje Ié¢ivému pfipravku vyssi hodnotu, ale jedna se
spiSe o typické vlastnosti orphan 1ékQ, které je ovsem mozné pozorovat i u lécivych pripravkd pro
jind nez vzacna onemocnéni. Vsechny orphan Ié¢iva nemaji stejné vlastnosti, prakticky se shoduji
jen vyskytem onemocnéni v populaci, jak vyplyva z definice EMA pro OMP.

Analyza MCDA mize byt pouzita samostatné jako primarni nastroj HTA hodnoceni, nebo jako
doplnék k analyze nakladové efektivity nebo v pfipadech, kdy analyzu nakladové efektivity nelze
z néjakého dlvodu sestrojit. Druhé dvé varianty jsou pro Ceské prostredi realistictéjsi a vyskytuji se
i v jinych zemich. Typicky se mize jednat o vyuziti u stanoveni docasné Uhrady vysoce inovativnich
léCivych pripravkl s nezralymi daty, s nedostatecnymi udaji o klinické praxi péce o pacienta atd.

MCDA Ize aplikovat na léCivé pfipravky, ale soucasné i na jiné metody |éCby, jako jsou zdravotnické
intervence, zdravotnické prostredky atd. Z toho dlivodu Ize obecné hovorit o HTA.

Hodnotové preference rliznych zajmovych skupin, kterych se Uhrada léciv dotyka se v nékterych
ohledech vyrazné lisi, a proto by idedlné do urcité miry mély byt brany v potaz také nazory
a preference zGcastnénych pacientt a Iékar.

U rozdilnych zajmovych skupin lze pozorovat rozdilnost ve vyhodnoceni prinosu shodného [éciva.
Otazkou je, zda vyhodnoceni prinosti pacientem povazovat pouze za doplikové a informativni pro
rozhodovani odbornikli zpracovavajicich MCDA, ¢i zastupce pacientdl plné zahrnout mezi
hodnocené odpovédi. Perspektiva patfi k zakladni parametriim nutnym ke kontextu a interpretaci
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rozhodnuti o Uhradé Ié¢ivych pfipravk( na zékladé hodnoceni celkového pfinosu.®® Pacienti jsou
kritickym hlasem pfi vyvoji jakéhokoli nastroje, ktery mdze ovlivnit rozhodovani ve zdravotnictvi, a
nazor pacienta je povazovan za klicovy prvek rozhodovani o 1é¢bé. V centru zajmu, pokud se jedna
o rozhodovani o jeho [é¢bé, by mél byt pacient, ovsem dopady onemocnéni a IéCby ovliviuji
i ostatni pacienty a maji dopady i na zdravé jedince, at uz pfimy dopad na pecujici o nemocného
nebo nepfimy dopad na ostatni pojisténce vlivem oportunnich nakladi. Hodnota lécby je z toho
dlvodu vzdy zavisld na perspektivé, kterou volime pro jeji zhodnoceni. Preference pacienta
a okolnosti by ale pfi hodnoceni |é¢by méli byt vedle védeckych dikazl vzdy zasadnim faktorem
definujicim hodnotu lécby. V tomto je jednou z vyznamnych vyhod MCDA moznost zahrnout
pacientské preference do vyhodnoceni pfinosu v ramci rozhodovaciho procesu o Uhradé léciv

a zpracovat tak pohledy vicero zajmovych skupin.’?* 12°

V urcitém smyslu je existujici metoda vyhodnocovani poméru nakladd a pfinos ve formé QALY
(ICER) také urcitou multikriterialni analyzou zohlednujici vice parametrd, kvalitativni i kvantitativni.
Urcitou formou zohlednéni socialnich dopadd onemocnéni a Iécby mize byt zohlednéni kvality
Zivota pecovatelll o pacienta.®

Nicméné hodnoceni pfinosu na zékladé QALY nebo MCDA neznamena neslucitelné pristupy. MCDA
nemusi znamenat odmitnuti hodnoty ICER jako hlavniho prostfedku k informovanému rozhodnuti,
ale mlze mit pro tvlrce rozhodnuti roli podplrnou. Ddvodem, pro¢ ICER samotny neni jediné
adekvatni kritérium pro rozhodovani o akceptabilité hodnoty vzhledem k nakladim je vztahovani
kazdého hodnoceného pfipadu k prahové hodnoté WTP. Hranice WTP je ovSsem zvolena rigidné,
bez silné podpulrné evidence pro optimalni hranici konkrétni nové zdravotnické technologie
z pohledu zdravotniho systému.’?® | z toho ddvodu je v obvykle spolu s nakladovou efektivitou
posuzovan idopad do rozpoctu, tedy celkové naklady souvisejici se zavedenim zdravotnické
technologie do systému hrazené péce a svym zplsobem se jedna o dodatecné kritérium zvazované
vedle hodnoty ICER.

MCDA je vhodna spise nez jako plna nahrada hodnoceni nakladové efektivity jako validovany
mechanismus pro zahrnuti vice kritérii a vice respondentd transparentné a predvidatelné
v kombinaci s farmakoekonomickou analyzou.'?’ Tento pfistup se jevi byt vhodnym nastrojem pro
jasné uchopeni nadstandardnich kritérii, ktera pfimo neovliviuji Ucinnost (vyjadfenou pomoci
QALY) ani naklady, jako jsou zavaznost onemocnéni, vzacnost onemocnéni, vysoka potreba [écby
a tak dale. Tyto aspekty jsou dalsimi benefity 1écby, ve kterych spolecnost spatfuje hodnotu nad
ramec zlepseni délky a kvality Zivota zméfitelné slozenym parametrem QALY. Prestoze néktera
kritéria neni mozné postihnout v CEA, maji nesporny vliv na rozhodovéni a celkovou hodnotu nové
zdravotni technologie.

Vyzkum MCDA je soucasti hledani zplisobu vyjadreni souhrnného pfinosu za hranice parametru
QALY pridanim dalSich méfitelnych hodnot. MCDA patfi mezi nové pfistupy k vyjadrovani prinosu
léCby, do kterého umoznuje zahrnout nové aspekty hodnoty IéCby. Zafazeni novych parametrQ
zalezi ale také na kontextu provadéné analyzy. Experti se shoduji, Ze pro vyuziti MCDA v rutinnim
HTA procesu je potreba dalsiho vyzkumu. MCDA byla plvodné navrzena jako nastroj usnadnujici
komisim rozhodnuti. Vyuzivd se napfiklad pro zhodnoceni poméru risk-benefit v ramci
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registracniho procesu na EMA. V aplikaci na HTA se ale zvySuje komplexita a je tfeba napfriklad
opatrné zvazit nezavislost kritérii v MCDA zahrnutych. Napriklad spolecnost ICER (Institute for
clinical and economic review) oznacili MCDA za pfilis komplikovanou techniku, jejiz metody snizuji
spolehlivost vysledku.'?® Uvadi, Ze MCDA je vhodna spise v pfipadech, kdy naklady a/nebo benefity
pfesahuji ty, které mohou byt zachyceny ve standardnim hodnoceni nakladové efektivity.>®

Rozhodnuti SUKLu o Ghradé lécivych pfipravki z verejného zdravotniho pojisténi jiz vyuzilo
hodnoceni vice kritériich, ovsem jejich hodnoceni nebylo strukturované ani metodicky popsané
v doporucenych postupech, proto je s otdzkou, zda proces hodnoceni na zakladé vice kritérii
nezefektivnit a systematizovat zavedenim MCDA metody jako metody doplnkové k analyze
nakladové efektivity.

Pfedchozi rozhodovaci praxe SUKLu davala moznost k jistému vyvazovani mezi jednotlivymi
parametry, a to v ojedinélych pripadech, kdy ve vefejném zajmu bylo mozné vyhodnotit v ostatnich
parametrech dodatecny prinos |écby. Prikladem mize byt vstup nékolika léCivych pfipravkd do
systému hrazené péce navzdory nepfiznivému vysledku analyzy nakladové efektivity. Pokud byla
nakladova efektivita nepfizniva, prevyiujici hranici ochoty platit, SUKL zvazit vliv ostatnich
parametrl. Pokud ostatni parametry hovofrily ve prospéch ziskani Uhrady (tj. vysoka ucinnost
a bezpecnost, verejny zajem, nizky dopad na rozpocet ¢i nenahraditelnost terapie) a ve vysledném
hodnoceni tato suma prevazila nepfiznivy vysledek analyzy nakladové efektivity, bylo mozné pfiznat
Uhradu. Vaha jednotlivych kritérii/parametrli vSak nebyla a neni zakonem nijak specifikovana
a z rozhodovaci praxe neni jasné, jestli musi byt spInéna vSechna dodatecna kritéria bez rozdilu,
nebo existuje princip, kdy pfi nepfizni jednoho parametru muze byt tento parametr ,vyvazen” jinym
(pfiznivym) parametrem. Zkratka vyklad kritérii a navod k interpretaci v ustanovenich zakona
o verejném zdravotnim pojisténi i jinych predpisech chybi. Zaroven zakon nepoukazuje na
dominanci jakéhokoli parametru, ani nakladové efektivity.

Recentni vyklad zakona vsak toto feseni s vyhodnocovanim ostatnich kritérii neschvalil a oznacil
spInéni nakladové efektivity daného pripravku jako minimalni nepodkrocitelny pozadavek, ktery
pokud je spInén, je teprve mozné hodnotit ostatni kritéria.

Pravdou v3ak zUstava, Ze analyza nakladové efektivity ve vyjadreni ,naklady za ziskané QALY" ze své
podstaty ne vzdy nutné obsdhne veskeré pfinosy a naklady daného léku ¢i jiné zdravotnické
technologie. Pokud jde o koncept QALY, tak existuji prokazatelné pripady, kdy QALY nepostihuje
vsechny pfinosy dané intervence. Pfikladem muze byt adaptace pacientd na sv(j zdravotni stav, kdy
sam pacient hodnoti dany stav jako ,normalni”, ackoli by jeho naprosto zdravy vrstevnik s touto
tezi nesouhlasil (napfiklad pacienti s cystickou fibrézou). Dal$im faktorem je to, Ze se do kalkulace
QALY zahrnuje vzdy jen dany pacient, a nikoliv jeho okoli, pfi¢emz je prokazané, ze osoby v okoli
pacienta (rodice, rodinni prislusnici apod.) maji taktéz vyrazné zhorsené psychické zdravi, které se
odrazi v nizsi kvalité jejich zivota. DalSim prikladem muze byt i prihlédnuti k jinym nakladdm
vynakladanym z verejnych rozpoctd (napf. snizend pracovni produktivita rodicl, ktefi pfisli o své
potomky). Tyto naklady sice neovliviiuji pfimo zdravotni rozpocet, ale tito rodice odvadéji do
statniho rozpoctu méné na danovych odvodech.
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V HTA orphan léCiv na vzacna onemocnéni mlze byt MCDA prinosnym nastrojem, nebot’ se Casto
jedna o pfipady, kdy standardni nakladova efektivitu neni mozné provést, nebo nakladova efektivita
nezachycuje celkovy pfinos a hodnotu. Nékteré typy lécby mohou byt vyrazné ovlivnény
nekomplexnosti kritérii pouzitych pro vyhodnoceni prinosu. Vyssi pfinos 1éCiv pro zavazna a treba
invalidizujici onemocnéni v socialni oblasti neni v soucasnosti v Ghradovém systému léciv v CR plné
uchopitelny.

Je nepochybné, ze celkové naklady vynalozené na vyzkum a vyvoj terapie na vzacné onemocnéni
jsou obdobné jako v jinych indikacich. Na druhou stranu ale existuje vyrazné méné pacientd, ktefi
mohou byt IéCeni a je pfirozené, Ze podobné pripravky na ultra raritni indikace jsou nakladnéjsi nez
ostatni. Avsak jsou to pravé tyto lécivé pripravky, u kterych existuje vyrazné vyssi spolecenska
potrieba Ci verejny zajem |éCit pacienty nez v pfipadech jinych.

Soucasny systém nedokaze dobre zohlednit tfeba pravé specifika 1éCivych pripravkd na vzacna
onemocnéni. Tento problém doklada i fakt, ze Ministerstvo zdravotnictvi jiz planuje novelizaci
zakona o verejném zdravotnim pojisténi tykajici se procesu stanovovani cen a Uhrad lécivych
pripravkd. Cilem je umoznit rychly vstup inovativnich 1éCiv, a pfedevsim IéCiv na vzacna onemocnéni
a jejich dostupnost pro pacienty. Novy legislativni zamér by mohl vstoupit v platnost jiz od roku
2021. Pripravovaneé legislativni zmény v Uhradach IéCiv pocitaji vedle moznosti ziskat trvalou Uhradu
na zakladé nakladové efektivity, vedle moznosti ziskat doCasnou Uhradu na zakladé prokazani
statutu VILP a moznosti individudlni Uhrady pro vyjimecné pfipady na zakladé §16 zakona
o verejném zdravotnim pojisténi také s Ctvrtou novou cestou pro orphan léCiva. Tato cesta je
primarné mirena na typy lécby, kterym v soucasném systému chybi motivace vyuzit standardni cesty
v podobé trvalé nebo docasné Uhrady z vefejného zdravotniho pojisténi, mezi které patfi orphan
léCiva a ¢im dal vice IéCiva pro moderni terapie. Planovany novy HTA proces pro orphan Iéciva je
zamyslen pouze pro designované orphany (status schvaleny EMA) a zménou ve zpUlsobu hodnoceni
ma byt pouziti ,mékkych”, do urcité miry subjektivnich, kritérii pfinosu a mensi dliraz na samotna
,tvrda kritéria”. Rozhodujici slovo bude mit pro tento Gcel vytvoreny poradni organ vytvoreny pri
Ministerstvu zdravotnictvi s paritnim zastoupenim hodnotiteldl za i. stat, ii. vefejné zdravotni
pojistovny, iii. odbornou lékarskou verejnost a iv. pacientskou verejnost. Slozeni poradni komise je
navrhovano tak, aby zohledriovalo hodnoty napfi¢ vsemi dotéenymi stranami. Ministerstvo na
zékladé rozhodnuti poradniho organu vyda zvefejni pro SUKL zévazné stanovisko, na zakladé
kterého SUKL nasledné stanovi hodnocenému lé&ivému pfipravku Uhradu z vefejného zdravotniho
pojisténi.

Cesta zadosti o stanoveni Uhrady mechanismem na zakladé §16 zdkona o verejném zdravotnim
pojisténi by na zakladé novely méla zamérit své vyuziti pouze na pripady individualné specifické,
které tvori vyjimku ze standardniho klinického pripadu, a zmirnit tak ndpor na revizni lékare
a moznost obchazet systém celkového HTA hodnoceni. Dale je pocitano s Upravou procesnich
pravidel podavani zadosti o stanoveni Uhrady na zakladé §16 zakona. Nové by mél navrh podavat
indikujici 1ékar (nikoli samotny pacient), ktery je dostate¢né erudovany na odlvodnéni zadosti. Na
zavér je planovano zavést funkci odvolaciho organu proti rozhodnuti reviznich lékarq, tak jak je
tomu v procesu spravnich fizeni o stanoveni trvalé nebo docasné Uhrady z verejného zdravotniho
pojisténi vedenych SUKLem.
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7.4 Zaveér

Zajem o vyuziti MCDA v HTA a potazmo rozhodovéni o cené a Uhradé lécivych pripravki
z vefejného zdravotniho pojisténi stoupa. Zejména v oblasti problematiky IéCivych pripravkd na
vzacna onemocnéni a jejich dostupnosti je porozuméni a vyjadreni jejich pfinosu velmi podstatné.
Tato préace splnila své cile a Uspésné predstavila, jak hodnotit inovativni 1éCivé pripravky dle vice
kritérii pomoci MCDA se zapojenim pacientské a odborné verejnosti. Prace dospéla k nasledujicim
zavériim:

e Samotné parametry nakladové efektivity a dopadu na rozpocet nejsou pro hodnoceni
celkového prinosu orphan [é¢by na vzacné onemocnéni dostacujici.

e Vybér a mnozstvi kritérii zahrnutych v hodnoceni pfinosu lécivych pfipravk( je jednim
z prvkl ovliviujicich vyjadreni hodnoty, coz je v systému Uhrady hodnota za penize dulezité.
Uzsi vybér kritérii znevyhodnuje urcité terapie a jiné naopak preferuje.

e  Multi-kriteridlni hodnoceni metodou MCDA umoznuje porovnavat vysledky HTA hodnoceni
pomoci agregované hodnoty zvaZovanych kritérii pfi rozhodovani o Uhradé |éCiv
z verejného zdravotniho pojisténi.

e Hodnota lécCivych pripravk(l je spatfovana i v socialnich dopadech onemocnéni na
samotného pacienta nebo jeho rodinu a pecovatele. Tato celospolecenska hodnota neni
v soucasném systému plné docenéna, jelikoz perspektiva platce zdravotniho pojisténi je
jediny zohlednovany pohled v zhodnoceni pfinosu léCby.

e Pomoci MCDA byla nejvyssi hodnota vyjadiena agregovanym skére dle vazenych kritérii
namérena u lécby typu orphan na vzacné onemocnéni. Pfi zanedbani vSech ostatnich kritérii
kromé nakladové efektivity a dopadu na rozpocet verejného zdravotniho pojisténi byl
pfinos modelové orphan lécby rdzem nizsSi néz u ostatnich modelovanych terapii na
chronické onemocnéni a onkologické onemocnéni.
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9 PRILOHY
9.1 Priloha 1 - Dotaznik |

Multikriteridlni analyza pro rozhodovani (MCDA)
Nyni vam ptedkladame prvni ¢ast dotaznikového Setieni pro urc¢eni VAH vybranych kritérii.

Multikriterialni analyza pro rozhodovani (multi-criteria decision analysis) je metoda stanovujici
hodnotu 1é¢by pomoci sady kritérii, ktera mohou vSestrann€ji mapovat piinos dané 1écby,
nenaplnénou potfebu onemocnéni ¢i nakladovou efektivitu.

Cilem této casti dotazniku je ziskat vahy k jednotlivym 10 kritérii: ovlivnéni délky a kvality
Zivota s onemocnénim, nenaplnéna potieba 1éCby, socialni disledky onemocnéni, klinicka
ucinnosti (objektivni i subjektivni), bezpecnost 1éCby, nakladova efektivita, dopad do rozpoctu
zdravotnich pojistoven a ovlivnéni socidlnich disledkt vlivem lécby.

Kritéria MCDA tvoti zadkladni strukturu pro vsestrannéj$i proces hodnoceni zdravotnické
technologie (dale jen ,,1é¢by*) pfi pfipadném stanovovani uhrady této 1écby ze zdravotniho
pojisténi. Komplexni informace o hodnocené 1écbé jsou prezentovany jako vyhodnoceni
ptinost 1écby podle sady kritérii. N&ktera kritéria jsou v hodnoticim procesu preferovana a jsou
respondenty povazovana za kritéria zakladni. Lze ale hodnotit i dalsi piinosy (kritéria).
V zavislosti na dtlezitosti jednotlivych kritérii pfi hodnoticim procesu piinost 1écby Vas
prosime o vyjadfeni vahy jednotlivych kritérii. Vahu vyberte na stupnici ¢iselnych hodnot 1-7
(1=zadna dtlezitost pfi rozhodovani; 7=nejvyssi dulezitost pii rozhodovani o dané 1é¢b¢).

Multikriterialni analyzu bychom mohli pfipodobnit situaci, kdy mame pii nakupu urcitého
zbozi (napt. auta) urCitou sadu kritérii, na zakladé kterych se rozhodujeme, pfiCemz
ptisuzujeme odlisnou vahu odlisnym kritériim (napf. bezpe¢nost ma pro nas vyssi vahu nez
maximalni rychlost a pohodli ma vétsi vahu nez velikost kufru). Kritéria si takto obodujeme
na nami zvolené skale 1-7, ¢imz ur¢ime vahy jednotlivym kritériim. Naptiklad bezpecnost
by pro nas meéla nejveétsi vahu (tedy 7), pohodli vahu 5, velikost kufru 4 a maximalni rychlost
3.

V dotazniku niZe predkladame vybrana kritéria pro hodnoceni piinostu 1é¢by a jejich
charakteristiku. Pirectéte si, prosim, dikladné popis daného kritéria, rozmyslete vahu pro
dané Kkritérium a zaznamenejte ji do ¢iselného pole pod textem dle svého uvazeni (od
1=zadna vaha do 7=maximalni vaha). Tim pFisoudite dileZitost daného kritéria v procesu
hodnoceni 1écby. Pro co moZna nejvérohodnéjsi zodpovézeni vah jednotlivych kritérii
doporucujeme precist si nejprve vSechna kritéria a teprve poté stanovit vahy jednotlivym
kritériim.

Jaka je Vase profesni prislusnost? *hodici se odpovéd zakrouzkujte

2) Statni ﬁfc?dni}( (zaméstn’ane.g VS’tétniho ﬁsta.\./ulpro’ k(’)r.ltro!u 1é¢iv, Ministerstva
zdravotnictvi, zdravotni pojistovny nebo jiné statni instituce)

b) Lékar

c) Pacient nebo ¢len pacientské organizace
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A - Kritéria hodnotici onemocneéni

Prvni 4 otazky tohoto dotazniku se vénuji hodnoceni jakéhokoli onemocnéni, konkrétné jeho
dopadu na délku a kvalitu Zivota, naplnénou potrebu lé¢by a jeho socialnimi ddsledky.

1A Vliv nemoci na predpokladanou délku Zivota

Zavaznost onemocnéni 1ze hodnotit pomoci kritéria délka zivota. Zajima nas piedevsim, jestli:

o Onemocnéni zkracuje predpokladanou délku Zivota (dochézi k pfedc¢asnému umrti
v disledku daného onemocnéni?)
o Ohrozuje onemocnéni zivot?

Uvazujte, prosim, jakou vahu mé pro Vés zkraceni zivota pacienta v disledku onemocnéni, a
to v porovnani s piredpokladanou délkou zivota pacienta bez onemocnéni?

Ovlivnéni délky Zivota pro Ovlivnéni délky zivota
. g . 1 23 45 6 7 - .. v
meé nema zadnou vahu. pfisuzuji maximalni vahu.

* Cislo pro vyjadreni vahy zakrouzkujte

2A Vliv nemoci na kvalitu Zivota

Zavaznost onemocnéni lze dale hodnotit pomoci kritéria kvalita zivota s onemocnénim.
Zajima nas, jestli nemoc v dusledku nize uvedenych moznosti ovlivni kvalitu Zivota pacienta
s onemocnénim:

trvald, dlouhodoba nebo opakovana hospitalizace,

trvalé zdvazné poskozeni zdravi,

zmeény v aktivnim Zivoté (napf. pohyblivost),

bolest a obtize, které musi pacient snaset,

omezeni obvyklé ¢innosti pacienta (napf. studium, zaméstnani, domaci prace, zdjmova
¢innost atd.),

omezeni sobéstacnosti pacienta (napf. myti, oblékani atd.),

vyskyt uzkosti/deprese,

0 pocit zdravi a kvality zivota pacienta.

©c o Q0 o0

c O

Uvazujte, jakou vahu ma pro Vas zhorSeni kvality Zivota pacienta v disledku onemocnéni, a
to v porovnani s kvalitou zivota, kdyby byl pacient zdrav?

Ovlivnéni kvality Zivota pro Ovlivnéni kvality zivota
< Cws . 1 23 45 6 7 . .. N
meé nema zadnou vahu. pfisuzuji maximalni vahu.
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3A Nenaplnéna potieba lécby onemocnéni
(pokrok vs. soucasny lécebny standard)

Kritérium s ndzvem nenaplnéna potieba 1é¢by onemocnéni v sobé zahrnuje stavajici
lécebné moznosti v dané terapeutické oblasti a potfebu nové 1éCby. Zajima nas, zda:

o Existuje moznost alternativni terapie?

o Neni stavajici alternativni terapie vyznamne¢ limitovana? Napt. nedostateCnou ucinnosti,
¢1 vysokou nesnasenlivosti a vyraznymi nezadoucimi ucinky?
o Predstavuje nova lécba pfelom nebo vyrazny piinos v 1é¢bé onemocnéni?

Uvazujte, jakou vdhu ma pro Vés naplnéni potfeby 1é¢by onemocnéni?

Nenaplnéna potieba lécby
pro m¢ nema Zadnou vahu.

1

2 3 4 5 6 7

Nenaplnéné potiebé 1éCby
pfisuzuji maximalni vahu.

Pozn.: dand terapeuticka oblast se miiZe lisit od nedostupnosti jediné terapie pres paliativai (symptomatickou
lé¢bu mirnici pFiznaky, napr. podpiirnd terapie p¥i rakoviné) az po dostupnou lé¢bu pFicinnou, tedy léchu, kterd
Je schopna lécit pricinu daného onemocnéni a potencialné onemocnéni uplné vylécit.

4A Socialni disledky onemocnéni

Onemocnéni lze dale hodnotit pomoci kritéria socidlni disledky. Zajima nés, zda nemoc

o Zpusobuje invaliditu?

o Zpusobuje izolaci, osamélost, nesobéstacnost a zavislost na druhych, ztratu zaméstnani,

obavy?

o Ovliviiuje kazdodenni zivot, psychicky vyvoj?
o Ma dopad na rodinu ¢i pecovatele o pacienta — nutnost osobni péce, podpory, a také vliv

na praceschopnost pecovatelu?
o Zatézuje socidlniho systému, generuje ndklady na socidlni péci?

Uvazujte, jakou véhu pro Vas maji vzniklé socialni disledky daného onemocnéni?

Socialni disledky
onemocnéni pro mé¢ nema;ji
zadnou vahu.

1

2 3 4 5 6 7

Socialnim dusledkum
onemocnéni prisuzuji
maximalni vahu.
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B - Kritéria hodnotici léecbu daného onemocnéni

Daldich 6 otdzek tohoto dotazniku se vénuje hodnoceni jakékoliv_Ié¢by, konkrétné
objektivni/subjektivni Ucinnosti |éCby, bezpecnosti l1&éCby, nakladové efektivité a dopadu do

rozpocCtu zdravotnich pojistoven, a socialnim dopad(m lécby. Upozornujeme, Ze v této Casti
se jiz nehodnoti onemocnéni jako takové, ale hodnoti se Iécbha, jenz ma vstoupit na trh a, o
které se bude rozhodovat, zda bude ¢i nebude hrazena z prostfedk( verejného zdravotniho

pojisténi.

5B Klinicka ucinnost — objektivni

Objektivni posouzeni klinické G¢innosti je zaloZzeno na vyhodnoceni méfitelnych parametrt
onemocnéni, které maji vazbu na klinické projevy onemocnéni (tvrdé parametry — snizeni
umrtnosti, zkraceni doby do progrese aj.; zastupné parametry — snizeni krevniho tlaku,
cholesterolu, rizika vyskytu infarktu aj.). Zajima nas, jaky vliv ma lécba na:

snizeni umrtnosti,

prodlouzeni predpoklddané délky Zivota nebo doby bez progrese onemocnéni,

zlepSeni kvality zivota,

snizeni rizika a délky hospitalizace,

zlepseni vyznamného zastupného parametru (napi. glykovany hemoglobin, krevni tlak).

©C ©C 0 0 O

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ma vyhodnoceni objektivni klinické u¢innosti 1écby?

Objektivni klinickd u¢innost Objektivni klinické u¢innosti
lécby pro mé nema zadnou 1 2 3 4 5 6 7 lécby prfisuzuji maximalni
vahu. vahu.

Pozn.: tzv. tvrdé klinické parametry se nejcastéji vyjadruji ve sniZeni umrti pacientit, zkrdceni doby bez zhorseni
(progrese) onemocnéni ¢i zvySeni kvality Zivota s danym onemocnénim (zmirnéni projevit onemocnéni). Zastupné
klinické parametry jsou parametry, s pomoci kterych se odvozuji vySe uvedené tvrdé klinické parametry:
nap¥iklad sniZeni krevniho tlaku nebo cholesterolu jakoZto zdastupnych parametrii sniZi riziko vyskytu infarktu,
mrtvice a dalsich komplikaci, které jsou spojené s rizikem umriti.

6B Klinicka ucinnost — z pohledu pacienta

Kritérium s nazvem klinicka u¢innost — z pohledu pacienta v sobé zahrnuje subjektivni
hodnoceni pacienta, jeho vnimani uéinnosti 1éCby, ptiznaki onemocnéni atd. Zamyslime se
nad:

o velikosti a vyznamem positivniho, zamysleného, klinického efektu 1é¢by pro pacienta,
o mirou s jakou doslo v dusledku 1é¢by k ustupu pfiznaku a zlepSeni zdravotniho stavu

pacienta,
o spokojenosti pacienta s 1é¢ebnym procesem.

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ma subjektivni vnimani klinické G¢innosti 1é¢by?

Klinickd ucinnost 1écby Klinické u¢innosti 1é¢by
z pohledu pacienta pro mé 1 2 3 4 5 6 7 z pohledu pacienta pfisuzuji
nema zadnou vahu. maximalni vahu.
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7B Bezpecnost terapie v klinické praxi

V ramci kritéria bezpec¢nost terapie v klinické praxi nas zajima:

o Snizuje nova lécba vyskyt nezadoucich ucinka (tj. nepfizniva a nezamyslend odezva na
pouziti 1écby, napft. prijem, svédéni, bolest hlavy)?

o Dochazi ke snizeni po¢tu pacientti, ktefi ukon¢i terapii z divodu nezadoucich ucinki?

o V pfipadé, ze se nezddouci ucinky vyskytnou, jaka je mira rizika a zavaznosti nezadoucich
ucinka?

o Jaka je mira snasenlivosti terapie?

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ma bezpec¢nost 1écby?

Bezpecnost terapie pro mé Bezpecnosti terapie piisuzuji
A, . 1 23 4 5 6 7 NS
nema zadnou vahu. maximalni vahu.

8B Nakladova efektivita lIécby

Kritérium nakladova efektivita [éCby popisuje pomér mezi néklady a pfinosy spojenymi
s pouzitim hodnocené Iécby ve srovnani s pouzitim 1é¢by alternativni. Zajima nas, zda:

Je hodnocena 1écba méné nakladna pii srovnatelnych piinosech?

Je hodnocena lécba vice pfinosna pii srovnatelnych nakladech?

Je hodnocena lé¢ba méné nakladna a ptitom generuje vétsi piinosy nez lécba srovnavaci?
Jsou vyssi naklady za 1écbu vyvazeny dostatecnymi piinosy?

© O o 0

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ma nakladova efektivity 1écby?

Nakladova efektivita pro mé Nakladové efektivité
-y . 1 2 3 4 5 6 7 . .. NS
nema zadnou vahu. pfisuzuji maximalni vahu.

9B Dopad na rozpocet verejného zdravotniho pojisténi pri zavedeni lécby

Kritérium dopad na rozpocet vefejného zdravotniho pojisténi v sobé zahrnuje zhodnoceni
finan¢niho dopadu lécby na rozpocet verejného zdravotniho pojisténi po jejim zavedeni.
Zajima nas, zda:

o Navysuje hodnocena 1é¢ba ro¢ni naklady na rozpocet zdravotnich pojistoven?
o Pfinasi hodnocena lécba uspory zdravotnich pojistoven?

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ma dopad na rozpocet vefejného zdravotniho pojisténi pfi
zavedeni 1écby?

Dopad na rozpocet pro mé Dopadu na rozpocet piisuzuji
- . 1 2 3 4 5 6 7 P
nema zadnou vihu. maximalni vahu.
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10B Vliv Ié¢by na socidlni dopady onemocnéni

Kritérium vliv 1éCby na socidlni dopady onemocnéni v sobé zahrnuje zhodnoceni pridané
hodnoty nové 1écby v ramci dopadu na socialni zivot pacienta, jeho blizké a peCovatele ve
srovnani s jinou lécbou ¢i souc¢asnym standardem 1é¢by. Zajima nas, zda:

o 0 O ©

schopnost pracovat?

je pacient v disledku 1é¢by schopen pracovat, studovat?
je pacient v dusledku 1é¢by samostatny, nezavisly?

ma lécba psychosocialni a emoc¢ni dopad na pacienta?
stane se pacient v dusledku lé¢by socidlné aktivnim ve spole¢nosti?

vyuziva pacient pecovatele (z fad rodinnych pfislusnikt a pfatel) a ovliviiuje tak jejich

o ma lécba vliv na €erpani socidlni péce?

Uvazujte, jakou vahu pro Vas ovlivnéni socialnich duasledkt, vznikajicich v dasledku 1écby?

Vliv 1écby na socialni dopady
onemocnéni pro mé nema
zadnou vahu.

1

2 3 4 5 6 7

Vlivu lécby na socialni
dopady onemocnéni piisuzuji
maximalni vdhu.

Deékujeme velmi za spolupraci, velice si ji vazime.
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9.2 Priloha 2 - Dotaznik Il
Multikriterialni analyza pro rozhodovani (MCDA)- II.

Nyni Vam piedkladame druhou &ast dotaznikového $etfeni pro uréeni SKORE LECBY
vzhledem k jednotlivym kritériim hodnocenym v multikriterialni analyze (MCDA).

Multikriteridlni analyza pro rozhodovani (multi-criteria decision analysis) je metoda
stanovujici hodnotu 1é€by pomoci sady kritérii, ktera mohou vsestrannéji mapovat piinos dané
1é¢by, nenaplnénou pottebu 1écby onemocnéni ¢i nédkladovou efektivitu.

Kritéria jsou jednotlivé oblasti, na zakladé kterych se daji hodnotit piinosy a rizika 1écby a
zavaznost onemocnéni, pro néz je lécba uréena. Kazda [écba miize odlisné naplnovat
pozadavky jednotlivych kritérii.

Cilem této ¢asti dotazniku je vyjadrit skore 1é¢by v kazdém z 10 Kkritérii: ovlivnéni délky
a kvality zZivota s onemocnénim, nenaplnéna potieba 1é¢by, socialni diisledky onemocnéni,
klinicka t¢innost (objektivni i subjektivni), bezpecnost 1écby, nakladova efektivita, dopad na
rozpocet zdravotnich pojistoven a ovlivnéni socidlnich diisledka vlivem 1€¢by. Skore je Ciselné
vyjadiena hodnota, kterd zohlediiuje miru ptinosu lécby nebo zavaznosti onemocnéni.

Multikriteridlni analyzu bychom mohli pfipodobnit situaci, kdy jdeme vybirat automobil
k prodejci. Na vybér jsou rizna auta, pficemz kazdé auto ma vySe uvedena kritéria jinak
prilis pohodIné, dame tedy skore 7 u bezpecnosti, ale pouze 2 u pohodli. Druhé auto je o néco
méng bezpecné, ale je velmi pohodlné, dostane proto skore 6 u bezpec¢nosti a 5 u pohodli.

Skore 1écby budete hodnotit pro 3 1é¢ivé piipravky (X, Y, Z). Jedna se o modelové priklady
1é¢by, které slouzi pouze pro ucely tohoto vyzkumu.

Modelova Lécba X: pokrocily melanom

Lécba X se pouziva u pacientil trpicich pokro¢ilym melanomem (zavaznou rakovinou klze).
Melanom je zhoubné nddorové onemocnéni klize s velmi vysokou mortalitou (Umrtnosti)
pacienttl, jehoz Cetnost v populaci stale stoupa. Prognéza pacientii s melanomem v pokrocilém
stadiu je vysoce nepfizniva. Stfedni doba preziti se pohybuje okolo 10 meésict. Toto
onemocnéni tak vyrazné zkracuje zivot pacientll, kdy jejich primérny vék je okolo 57 let.
Pokrocily melanom je tak jednim z nejagresivnéjSich nadorti vibec.

Modelova Lécba Y: revmatoidni artritida (RA)

Lécba Y se pouziva u pacientl s onemocnénim revmatoidni artritidou. RA je chronické
zanétlivé onemocnéni kloubt, které je postupem casu invalidizujici. Projevuje se silnymi
bolestmi kloubl a jejich otokem s nebezpecim pozdéjsiho vzniku deformit a znehybnéni.
Objevuji se rovnéz celkové priznaky jako nechutenstvi, deprese, postizeni jinych organd aj.
Onemocnéni vyrazné snizuje kvalitu Zivota nemocnych, ale zkracuje i délku jejich zivota v
priméru o 6 az 7 let. Jedna se tedy o velmi zdvazné chronické onemocnéni, které je obtizné
1é¢itelné (zaroven nevylécitelné) a ma velky dopad na pacienta a jeho rodinu.
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Modelova Léc¢ba Z: spinalni muskularni atrofie typu II (SMA)

Lécba Z se pouziva u pacientl trpicich spindlni muskularni atrofii (SMA). SMA je vzacné
vrozené onemocnéni na genetickém podklade€. Dochazi pfi ni k postupnému ubyvani svalstva,
a tedy schopnosti se pohybovat. Nemocni maji postizeny koncetiny, mivaji také potize
s polykanim, pozdéji i s dychanim. Jsou velmi nachylni k respira¢nim infekcim, které jsou
velmi tézko zvladdnutelné. Jednou z vaznych a Castych komplikaci je dechova nedostate¢nost,
ktera se muze stat i pfic¢inou smrti. Pfiznaky tohoto typu nemoci se zacinaji objevovat mezi 6.
a 24. meésicem veku. Primérnd délka zivota pacienti se SMA II. typu je 30-50 let, tedy vyrazné
méné¢, nezZ je vek doziti bézné populace (78 let).

V dotazniku niZe piedkladame vybrana Kritéria pro hodnoceni modelové LECBY X, Y a
Z a jejich charakteristiku. Prectéte si prosim diikladné popis daného kritéria, rozmyslete
si skore 1écby ¢i onemocnéni v oblasti daného Kkritéria a zaznamenejte je do Ciselného pole
pod textem dle svého uvaZeni ¢iselnou hodnotou od 1 do 7. (Krajni hodnoty skére jsou
popsany u ¢iselného pole pro odpovéd’.) Tim prisoudite 1é¢bé skore v daném Kritériu.

Jaka je VasSe profesni prisluSnost? *hodici se odpovéd zakrouzkujte
2) Statni ﬁfc?dni}( (zaméstn’ane.c' V’S’tétniho ﬁsta‘\'/u,pro, kc?r}tro!u 1é¢iv, Ministerstva
zdravotnictvi, zdravotni pojiStovny nebo jiné statni instituce)
b) Lékat
c) Pacient nebo clen pacientské organizace
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Skére pro kritéria HODNOTICI ONEMOCNENI
(1=nezivazné ©, 7=zivaine¢ ® )

1A Vliv nemoci na pfedpokladanou délku Zivota

Zavaznost onemocnéni lze hodnotit pomoci kritéria délka zivota. Zajima nas piedeviim, zda:

0 ohrozuje onemocnéni zivot,
0 zkracuje onemocnéni predpokladanou délku Zzivota (dochazi k prfed¢asnému amrti v
disledku daného onemocnéni).

Uvazujte, jak velky vliv ma onemocnéni na délku zivot a jak vyznamné zkracuje zivot
pacienta, a to v porovnani s pfedpoklidanou délkou Zivota pacienta bez onemocnéni.

Onemocnéni: pokro¢ily melanom
Predpokladana doba preziti (medidn celkového preziti) 1é¢enych pacientu s melanomem v
pokrocilém stadiu je 10 mésici, pfi¢emz priblizné 12,5 % pacientii se miize vylécit uplné.
Vzhledem k primérnému véku pacientt okolo 50 let zkracuje melanom Zivot v pruméru o 20

a vice let.
iy L. Pokrocily melanom vazné
Pokrocily melanom neohrozuje B . i
.. L g .. 1 2 3 4 5 6 7 ohroZuje Zivot a viznamné
Zivot a nezkracuje délku Zivota L.
- zkracuje délku Zivorta

Onemocnéni: revmatoidni artritida
RA neohrozuje pacienta akutné na zivoté, oviem zkracuje Zivot pacientii o 5 az 10 let.

RA nechrozuje Zivot RA vazné ohrozuje Zivot a
. e 1 2 3 4 5 6 7 . - e
a nezkracuje délku Zivota viznamné zkracuje délku Zivota

Onemocnéni: spinalni muskularni atrofie typu II
Pacienti postizeni SMA typu II piezivaji 30 az 50 let. Onemocnéni tedy zkracuje délku Zivota
0 30 az 50 let.

SMA vazné ohroZuje Zivot a
viznamné zkracuje délku Zivota

SMA neohrozuje Zivot a
nezkracuje délku Zivota

1 2 3 4 5 6 7

*prosim zakrouZkujte cislici

2A Vliv nemoci na kvalitu Zivota

Zavaznost onemocnéni lze dale hodnotit pomoci kritéria kvalita Zivota s onemocnénim.
Zajima nas, zda nemoc, v disledku nize uvedenych moznosti, ovlivni kvalitu Zivota pacienta
s onemocnénim:

trvala, dlouhodoba nebo opakovana hospitalizace,

trvalé zavazné poskozeni zdravi,

zmény v aktivnim Zivoté (napf. pohyblivost),

bolest a obtiZe, které musi pacient snaset,

omezeni obvyklé ¢innosti pacienta (napf. studium, zaméstnani, domaci prace,
zajmova ¢innost atd.),

(=B =T = I = =

0 omezeni sobéstaénosti pacienta (napf. myti, oblékani atd.),
0 vyskyt tzkosti/deprese,
0 pocit zdravi a kvality Zivota pacienta.

Uvazujte, jak velky vliv ma onemocnéni na kvalitu Zivota, a to v porovnani s kvalitou Zivota,
kdyby byl pacient zdrav.
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Onemocnéni: pokro¢ily melanom
Pokro¢ily melanom zhorsuje kvalitu zivota hlavné v oblasti psychické a emoéni (z divoda
Spatné prognozy a vysoké pravdépodobnosti amrti). Zaroven je pokrocily melanom
doprovazen velkou bolestivosti, zejména pokud se objevi metastazy, které jsou velmi Casté.
Konkrétni vySe kvality Zivota, ktera nabyva hodnot mezi 0 (smrt) a 1 (perfektni zdravi), je u
pacienti s pokroc¢ilym melanomem rovna 0,80 pfi stabilnim onemocnéni bez
progrese/zhor$eni onemocnéni. Pfi progresi onemocnéni je hodnota rovna 0,52, pficemz doba
do progrese (vyrazného zhor$eni onemocnéni) je 3 mésice.

Pokrocily melanom poskozuje
trvale zdravi, vyZaduje
1 2 3 4 5 6 7 dlowhodobou hospitalizaci ¢
Jinak vwrazné zhorsuje kvalitu
Zivota

Pokrodily melanom ovliviuje
kvalitu Zivota pouze mirné

Onemocnéni: revmatoidni artritida
RA vyvolava u pacientli chronickou bolest, ztuhlost, zhor$uje funkénost a kvalitu Zivota. RA
Jje pfi¢inou sniZzené schopnosti pracovat, vyvolava pracovni neschopnost a az v poloviné
piipadi do deseti let 1 trvalou invaliditu. RA tedy vyrazné snizuje kvalitu Zivota pacienti.
Kvalita Zivota pacientl s RA je poté rovna piiblizné 0,70 (u stfedné zavazné aktivity
onemocnéni). U zavainé nemocnych pacienti v pokrocilém stadiu a s del$i dobou od
stanoveni diagndzy poté kvalita Zivota klesd az k 0,25.

RA poskozuje trvale zdravi,
wzaduje dlouhodobou
hospitalizaci ¢i jinak vyrazné
zhorsuje kvalitu Zivota

RA ovliviiuje kvalitu Zivota

pouze mirné 2345067

Onemocnéni: spindlni muskuldrni atrofie typu II
SMA typu II zpusobuje invaliditu pfi normalnim rozvoji inteligence. Pacient neni schopen
samostatného pohybu bez protetickych pomiicek, jako jsou zveddk, polohovaci a zdvihaci
postel, upravené piibory nebo lzice, a pfedeviim elektricky vozik, které slouzi k usnadnéni
Zivota a urdité nezavislosti s moZnosti studovat, eventudlné pracovat, a zu¢astiiovat se i
riznych kulturnich a spole¢enskych akci. Pacient je vystaven zvySenému riziku infekénich
onemocnéni dychacich cest, pfi kterych hrozi vazny priibéh s nutnosti hospitalizace a
piistrojové plicni ventilace. Kvalita zivota je tedy velmi sniZzena, u pacientu s timto
onemocnénim je po cely zivot piiblizné 0,40.

SMA poskozuje trvale zdravi,

SMA snizuje kvalitu Zivota 12 3 45 6 7 wiaduje dlouhodobou
potze mirné hospitalizaci ¢i jinak virazné

zhorfuje kvalitu Zivota
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3A Nenaplnéna potreba lécby onemocnéni

Kritérium s nazvem nenaplnéna potieba lécby onemocnéni v sobé zahrnuje stavajici lécebné
moznosti v dané terapeutické oblasti a potfebu nové 1€¢by. Zajima nas, zda:

existuje moznost alternativni terapie,

neni stavajici alternativni terapie vyznamné limitovana, napf. nedostateénou u¢innosti
¢1 vysokou nesnasenlivosti a vyraznymi nezadoucimi uéinky,
0 predstavuje nova lécba pielom nebo vyrazny pfinos v 1é¢bé onemocnéni.

4]
4]

Uvazujte, do jaké miry 1é¢ba pfedstavuje pokrok v 1é¢bé daného onemocnéni.

Pozn.: dana terapeuticka oblast se mazZe lidit od nedostupnosti jediné terapie pres dostupnost
pouze lé¢by paliativni (symptomatické, mirnici pfiznaky, napf. podptrna terapie pfi
rakoving) az po dostupnou 1é¢bu pfi¢innou, tedy 1é¢bu, ktera je schopna 1écit pfi¢inu daného
onemocnéni a potencialné onemocnéni uplné vylécit.

Onemocnéni: pokroéily melanom
Pro 1é¢bu pokrocilého melanomu existuje alternativni 1é¢ba. Mira odpovédi na stavajici 1é€bu
je ovem vyznamné niz&i nez na novou Lécbu X (o 50 %). NeZzadouci u¢inky stavajici lécby
jsou srovnatelné s novou Lécbou X. Oviem zavazné a Zivot ohrozujici ucinky jsou pro
Lécbu X méng ¢asté, a ta tak predstavuje nizdi riziko toxickvch aéinki.

Stavajici lécba pokrodilého
melanomu je dostacujici a jeji
pouziti neni nicim limitovano 1 23 4 35 6 7

(napr. nedostatecnym lécebnym
ucinkem ci nezadoucimi ucinky)

Stavajici lécba pokrodilého
melanomu ma vyrazné limitace
(napr. omezend ucinnost) nebo

lécha neexistuje

Onemocnéni: revmatoidni artritida
V soucasnosti existuje lécba stfedné zavazné RA, nicméné tato 1é¢ba ma vyznamné
nezadouci u¢inky jako jaterni a ledvinova toxicita, utlum funkce kostni diené (poruchy krve),
zaludecni obtiZze. Stavajici 1é¢ba rovnéz uc¢inkuje po omezenou dobu a pouze u omezeného
poctu pacienti. Lécba Y je zaloZena na jiném mechanismu u¢inku, ktery u pacienti
nevyvolava v takové mife nezadouci u€inky vedouci k pferuseni 1écby. Zaroven je Lécba Y
ucinnéjsi, a znamena tedy pro pacienty zmirnéni onemocnéni a oddaleni jeho zhorSeni (tzn. 1
invalidity a dalSich komplikaci) v Case.

Stavajici lecba RA je dostacujici

a jeji pouziti neni nicim Stavajici lécba RA ma vvrazné
limitovano (napr. 1 2 3 4 5 6 7 limitace (napr. omezend
nedostatecnym lécebnym ucinnost) nebo lécba neexistuje

ucinkem ¢i nezadoucimi ucinky)

Onemocnéni: spinalni muskularni atrofie typu I1
Kauzalni medikamentdozni 1é¢ba fedici samotnou pfi¢inu onemocnéni pro SMA typu II zatim
neexistuje. Progresi/zhor$eni onemocnéni 1ze zpomalit pouze vCasnou rehabilitaci a prevenci
respiranich nakaz (zanét hrtanu, pridusek, zapal plic).

Stavajici lécha SMA je
dostacujici a jeji pouziti neni Stavajici lécba SMA ma vyrazné
nicim limitovdno (napr. 1 2 3 4 5 6 7 limitace (napr. omezend
nedostatecnym lécebmm ucinnost) nebo lécba neexistuje
ucinkem ¢i nezadoucimi ucinky)
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4A Socialni dasledky onemocnéni

Onemocnéni lze dale hodnotit pomoci kritéria socidlni disledky. Zajima nas, zda nemoc:

0 zpusobuje invaliditu,

0 zpusobuje pacientovi izolaci, osamélost, nesobésta¢nost a zavislost na druhych, ztratu
zaméstnani, obavy,

0 ovliviiuje kazdodenni Zivot, psychicky vyvoj,

0 ma dopad na rodinu ¢i pe¢ovatele o pacienta — nutnost osobni péce, podpory, a také
vliv na praceschopnost pecovatela,

0 zatézuje socidlni systém, generuje naklady na socidlni péci.

Uvazujte, jak zdvazné jsou socidlni disledky onemocnéni.

Onemocnéni: pokro¢ily melanom
Vzhledem k vysoké umrtnosti pacientii ma pokro¢ily melanom vysoky socialni dopad,
protoZe aktivni pracovni Zivot je u pacienta velmi zkracen — zejména pokud je onemocnéni
diagnostikovano v mladém véku. Rovnéz i pfi samotném onemocnéni je pacient velmi
omezen z divodi vysoké bolestivosti, nutnosti dochézet na operaéni 1é¢bu metastaz,
chemoterapie. Lécba do jisté miry zatéZuje i rodinu ¢i pecovatele o pacienta, protoZe se o
pacienta staraji.

Pokrodily melanom nema viiv Pokrocily melanom zpuisobuje
na sobéstacnost a socidlni I 2 3 4 5 6 7 invaliditu a zdvislost na
postaveni pacienta druhyeh a socidlnim systému

Onemocnéni: revmatoidni artritida
RA ma velké socialni disledky, zejména v pozd&jsich a tézSich fazich onemocnéni. Casem
zpusobuje invaliditu, coz vyvolava zvyiené naroky na osobni péci a podporu pecovateli
0 pacienta. Pacienti zaroven pobiraji invalidni dichod a nejsou schopni aktivné pracovat.
V neposledni fadé jde o onemocnéni, které svym charakterem ovliviiuje kazdodenni zivot
(pacient se musi dlouho rozhybdvat), pfinadi nesobésta¢nost, zavislost na druhych, omezuje
praceschopnost, coz muze vést k ovlivnéni i1 psychického vyvoije pacienta (napf. uzkost ¢i
deprese).

RA zpiisobuje invaliditu a
1 2 3 4 5 6 7 zavislost na druhych a

socidlnim systému

RA nema vliv na sobéstacnost a
sacidalni postaveni pacienta

Onemocnéni: spinalni muskularni atrofie typu II
Déti a mladistvi s chronickou SMA typu Il maji normalni urovei inteligence 1 kognitivnich
funkci. Déti se SMA typu Il nejsou omezeny zadnym mentalnim defektem. Vzhledem k
pohybovému deficitu jsou viak znaéné omezovani vzdalenostmi a architektonickymi

bariérami. Mohou ovladat elektricky vozik a tak se relativné samostatné pohybovat, coz je

pro né z psychického hlediska nesmirné vyznamné. Pobiraji mimofadné socialni vyhody — ve
vztahu ke stupni zdravotniho postiZzeni (prikazka ZTP/P, pfispévek na benzin, na

bezbariérovou upravu bytu, na bezmocnost, na asisten¢ni sluzbu atd.). Pacienti jsou velmi
omezeni ve vybéru povolani a vzhledem k pfedéasnému umrti je jejich profesni zivot vyrazné

zkracen. Péce o pacienty se SMA typu 11 je velmi naro¢na pro pecovatele a rodinu, ktera se

¢asto musi o pacienty starat na plny uvazek.

SMA zpiisobuje invaliditu a
1 2 3 45 6 7 zavislost na druhych a

socialnim systému

SMA neme viiv na sobéstacnost
a socialni postaveni pacienta
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Skére pro kritéria HODNOTICI LECBU daného onemocnéni
(1= nedostacujici vysledky ® , 7= nejlepsi vysledky @}

5B Klinicka ucinnost — objektivni

Objektivni posouzeni klinické u¢innosti je zaloZzeno na vyhodnoceni méfitelnych parametri
onemocnéni, které maji vazbu na klinické projevy onemocnéni (tvrdé parametry — sniZeni
umrtnosti, zkraceni doby do progrese aj.; zastupné parametry — snizeni krevniho tlaku,
cholesterolu, rizika vyskytu infarktu aj.). Zajima nas, jaky vliv ma lécba na:

snizeni umrinosti,

prodlouzeni predpokladané délky zivota nebo doby bez progrese onemocnéni,
zlepseni kvality Zivota,

snizeni rizika hospitalizace a jeji délky,

zlepseni vyznamného zastupného parametru (pi. glykovany hemoglobin, krevni tlak).

(=T = = = Y =

Uvazujte, jak vysokou objektivni klinickou G¢innost ma dana lécba.

Lécba X (pokrocily melanom)
Ve srovnani s alternativni lécbou snizuje Lécba X riziko umrti o 40 % (HR = 0,60)
a prodluzuje zivot pacienti v priméru o 1,5 roku. Vyznamné zlep3uje pomér celkového
pieziti v 1. roce (o 25 %) a dobu pfeziti bez progrese, kterou prodluzuje o 8 mésici
(z celozivotniho pohledu). U uréitého procenta pacientu (pfiblizné 25 %) existuje Sance, Ze se
uplné vylééi a budou zit nasledné s kvalitou Zivota podobnou jako v b&zné populaci. U
puvodni lé¢by byl podil pacienti, ktefi se vylééi, pouhych 12,5 %.

Lécba X ma vrazné vyisi
ucinnost nez alternativa, jejim
1 23 4 5 6 7 viivem dochdzi k wraznému
zmirnéni projevit nemoci
a zlepSeni kvality Zivota

Lécha X ma horsi ucinnost nez
alternativni terapie

Lécba Y (revmatoidni artritida)

Ve srovnani s alternativni 1é¢bou oddaluje Lééba Y zhor$eni/progresi onemocnéni o 20 %
v ¢ase (HR = 0,80). Bude tedy trvat o pétinu del3i ¢as, nez pacient dospéje do kone¢ného
stadia onemocnéni — napiiklad pfi propuknuti nemoci ve 40 letech dosahne nejvy3siho stadia
0 5 let pozdgji. Oddaleni progrese onemocnéni bude znamenat 1 oddaleni amrti pacienta, a to
pfiblizné o jeden az dva roky.

Lécha Y ma vyrazné visi
ucinnost nez alternativa, jejim
1 23 4 5 6 7 viivem dochazi k wraznému
zmirnéni projevit nemoci
a zlepSeni kvality Zivota

Lécha Y ma horsi ucinnost nez
alternativni terapie

Lécba Z (spinalni muskuldrni atrofie typu II)

Lécba Z po 1 roce vyznamné zlepSuje motorickou funkci podle modifikované
Hammersmithovy funkéni motorické stupnice pro déti se spinalni muskularni atrofii po 12
mésicich. Signifikantné zlep3uje skore pro ukazatele jemné a hrubé motoriky a prodluzuje Cas
nutnéy pro ujiti 10metrové vzdalenosti. Vede k signifikantnimu zlepSeni parametra funkéniho
vysetieni plic (FVC, FEV). Nejsou znama data o prodlouzeni celkového pieziti.

Lécba Z md virazné visi
ucinnost neZ alternativa, jejim
1 23 4 5 6 7 viivem dochdazi k vwraznému
zmirnéni projevii nemoci a

zlepseni kvality Zivota

Lécha Z ma horsi ucinnost nez
alternativni terapie
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6B Klinicka ucinnost — z pohledu pacienta

Kritérium s nazvem klinicka u¢innost — z pohledu pacienta v sobé zahrnuje subjektivni
hodnoceni pacienta, jeho vnimani uéinnosti 1é¢by, pfiznaki onemocnéni atd. Zamyslime se
nad:

0 velikosti a vyznamem pozitivniho zamysleného klinického uéinku lécby pro pacienta,
0 mirou s jakou doslo v dusledku lécby k ustupu piiznakn a zlepSeni zdravotniho stavu
pacienta,

0 spokojenosti pacienta s léCebnym procesem.

Uvazujte, do jaké miry u¢innost lécby zlepSuje obtize vnimané pacientem.

Lécba X (pokro¢ily melanom)

Z pohledu pacienta je Lé¢ba X vysoce uéinna a jeji pfinos nezanedbatelny, protoze dava
dvojnasobné vy3si nadéji na vyléceni a prodluzuje dobu do progrese (vyrazného zhorSeni)
onemocnéni. Zaroven nema vy3si nezadouci ucinky nez 1écba predchozi. Vy3ssi uéinnost
Lécby X se také projevi v nizsi mife hospitalizace a men3i nutnosti dale pokroé¢ily melanom
agresivné lécit (napf. podpurnymi chemoterapiemi, ozafovanim). Je proto bez pochyby, ze
pacientovi se zvysSi i kvalita Zivota.

Pacient hodnoti Lécbu X jako
maximdlné pFinosnou a je
spokojen s dosahovanym

lecebnym ucinkem

Prinos Lécby X z pohledu

pacienta neni uspokojujici

I 2 3 4 5 6 7

Lécba Y (revmatoidni artritida)

Z pohledu pacienta Léc¢ba Y svym a¢inkem vyrazné zmiriiuje zanétlivé projevy na kloubech,
zmiriuje bolestivost, unavnost a nechutenstvi. O 20 % oddaluje nastup dalsi progrese
onemocnéni, tedy destrukei kloubu, zhorSeni jejich funkei, omezeni hybnosti a invaliditu,
ktera pro pacienta znamena vyrazné snizeni kvality Zivota. Pacientovi se v dusledku Lécby Y
0 20 % prodlouzi doba klidového stadia onemocnéni bez zhorseni bolestivych a
invalidizujicich pfiznaki.

Pacient hodnoti Lécbu ¥ jako
maximdlné pFinosnou a je
spokojen s dosahovanym

lecebnym ucinkem

Prinos Lécby Y z pohledu

pacienta neni uspokojujici

I 2 3 4 5 6 7

Lécba Z (spinalni muskuldrni atrofie typu II)

Po 12 mésicich podavani Lécby Z nedochézi dle hodnoceni pacientt ke zhorieni fyzickych
funkci ani ke zméné kvality Zivota podle rodi¢a pacienti. Je tfeba zduraznit, Ze bez 1é¢by
dochazi k postupnému zhorSovani fyzického stavu nemocnych a k éim dal vétsi
nesamostatnosti a zavislosti na péci druhych.

Pacient hodnoti lécbu Z jako
Prinos lécby Z z pohledu 1 23 456 7 maximdiné prinosnou a je

pacienta neni uspokojujici spokojen s dosahovanym

lecebnym udinkem
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7B Bezpecnost terapie v klinické praxi

V ramci kritéria bezpecnost terapie v klinické praxi nas zajima:

0 zda snizuje nova lé¢ba vyskyt nezadoucich G¢inki (). nepfiznivé a nezamyslené
odezvy na pouziti 1é¢by, napf. prijmu, svédéni, bolesti hlavy),

0 zda vede ke sniZeni poctu pacienti, ktefi ukonéi terapii z divodu nezadoucich uéinki,
0 v piipadé, Ze se nezadouci u¢inky vyskytnou, s jak velkym rizikem jsou spojeny a
jakd je mira jejich zdvaZnosti,

0 jaka je mira snaSenlivosti terapie.

UvazZujte, jak bezpecna je dana lécba.

Lécba X (pokroc¢ily melanom)
Nezadouci uéinky se vyskytuji u 74 % pacientu pii pouziti Lé¢by X. U 11 % se jednd o
nezadouci u€inky zavazné nebo zivot ohrozujici. Nejcastéjimi nezadoucimi ucinky jsou
inava, prujem, svédéni, nevolnost. Pfesto je nutno podotknout, Ze alternativni lécba ma
obdobné vysoké nezadouci ucinky. Podil pacienti, ktefi musi pferusit 1é¢bu v disledku
nezadoucich u¢inku, je u Lééby X 6 %, coz je o 50 % méné nez u soucasné pouzivaného
zpusobu lécby.

Bezpecnost a sndsenlivost je
u nové Léchy X vysokd nebo
vvrazné vyssi nez u jeji
alternativy

Bezpecnost a sndsenlivost
Léchy X je nizka nebo niZsi neZ 1 2 3 4 5 6 7
u alternativni léchy

Lécba Y (revmatoidni artritida)

Lécba Y s sebou nese nezadouci ucinky, stejné jako l1é¢ba soucasnd. Jedna se predeviim o
nezadouci imunosupresivni uéinky s rizikem vzniku infekei €1 nadori. Rozdil ve vyskytu
zavaznych nezadoucich uéinku nebyl statisticky vyznamny. Pfesto ma Lécba Y mirné nizsi
vyskyt nezadoucich u¢inki a riziko vysazeni 1é¢by z divodu nezadoucich uéinkt je také
nizsi.

Bezpecnost a sndsenlivost je
u nove Léchy Y vysoka nebo
vvrazné vyssi nez u jeji
alternativy

Bezpecnost a snasenlivost Lechy
Y je nizka nebo nizsi nez I 2 3 4 5 6 7
u alternativni léchy

Lécba Z (spinalni muskularni atrofie typu II)
Nezadouci ucinky Lécby Z se objevuji u 84 % lécenych. Nejcastéji se vyskytuji inava,
horecka, podrazdénost, bolest, infekce ruzného piivodu, pfibyvani na vaze. Jedna se o mirné
nebo stiedné zdvazné nezddouci ucinky.

Bezpednost a snasenlivost je
u nové Léchy Z vysoka nebo
vrazné vyssi nez u jeji
alternativy

Bezpecnost a sndfenlivost
Léchy Z je nizkd nebo niZsi nez I 2 3 4 5 6 7

u alternativni léchy
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8B Nakladova efektivita |écby

Kritérium nakladova efektivita 1€¢by popisuje pomér mezi naklady a pfinosy spojenymi s
pouzitim hodnocené 1é¢by ve srovnani s pouzitim lé¢by alternativni. Zajima nas, zda:

0 je hodnocend lécba méné nikladna pfi srovnatelnych pfinosech,

0 je hodnocena lécba piinosnéjsi pii srovnatelnych nakladech,

0 je hodnocena lé¢ba méné nakladna a pfitom generuje vétsi pfinosy nez lécba
srovnavaci,

0 jsou vy38i naklady za lécbu vyvazeny dostatecnymi pfinosy.

Uvazujte, jak nakladové efektivni je dana 1écba.

Lécba X (pokrocily melanom)

Nova Lécba X je ndkladnéjsi nez soucasna lécba pfiblizné o 2 miliony K¢. Nova 1écba viak
pfinasi vyrazné vyssi pocet roku zivota v plném zdravi (QALY) u pacienti. Nova 1écba tedy
pfinese v pruméru o 1,25 roku Zivota v plném zdravi vice neZ soucasny standard 1é¢éby. To
pro platce zdravotni pée znamena inkrementalni pomér naklada a pfinosia (ICER, pocitany
jako dodate¢né naklady déleno poétem dodateénych roku Zivota v plném zdravi) ve vysi 1,6
milionu K¢ za jeden ziskany rok Zivota v plném zdravi.

Ndklady na QALY frok Zivota Néklady na QALY (rok Zivota
v plném }_ dravi) prevySit 3 mil v plném zdravi) jsou zdaporné, a tedy
K¢ nebo je pomér nakladn a 1 2 3 4 5 6 7 Lécba X je ucinndjsi a zdroven

levnéjsi (viivem napriklad sniZeni
hospitalizact a ostatni zdravoini
péde spojené s onemocnénim)

prinosu horsi nez v pripadé
alternativni lécby

Lécba Y (revmatoidni artritida)

Lécba Y je nakladné&jsi nez soucasny standard 1é¢by o 350 tisic K¢ v celoZzivotnim ¢asovém
horizontu, po¢atecni vy3ii naklady na samotnou Lécbu Y jsou v del$im horizontu vyvazeni
snizenim rizika hospitalizace a dalsi nakladné péce. Nova lécba viak rovnéz prinasi vyssi
pocet roki Zivota v plném zdravi (QALY) u pacientli. Nova lé¢ba pfinese v praméru o 0,5
roku Zivota v plném zdravi vice nez soucasny standard lécby. To pro plétce zdravotni péce
znamena inkrementalni pomér naklada a pfinosu (ICER) ve vysi 700 000 K¢ za jeden
ziskany rok Zivota v plném zdravi.

Ndklady na QALY (rok Zivota A'E:IH“J‘} na QAL Y {rﬂk =V ota
v plném zdravi) jsou zdaporné, a tedy
Lécha Y je ucinnéjsi a zaroven
levnéjsi (viivem napriklad sniZeni
hospitalizaci a ostatni zdravoini
péce spojené s onemocnénim)

v plném zdravi) prevysuji 3 mil.
K¢ nebo je pomér ndkladii a I 2 3 4 5 6 7
prinosu horsi nez v pripadé

alternativni lécby

Lécba Z (spinalni muskularni atrofie typu II)

Lécba Z je nakladné&j3i nez soucasny standard 1é¢by o 20 milioni K¢ v celozivotnim ¢asovém
horizontu. Nova Lé¢ba Z viak zaroven prfinasi vyrazné vy$si pocet roku zivota v plném
zdravi (QALY). Nova lé¢ba prinese pacientiim v pruméru 5 roku Zivota v plném zdravi oproti
sou¢asnému standardu lé¢bu. To pro plitce zdravotni péée znamena inkrementalni pomér
ndkladi a pfinost (ICER) ve vy3i 4 miliony K¢ za jeden ziskany rok Zivota v plném

zdravi.
o . Niklady na QALY (rok Zivota
j“'" 'f;‘f‘{“d.}_' ;” QALY (1 U‘f‘ f‘;”“f! v plném zdravi) jsou zdporné, a tedy
v penem zdravi) p revysigl 3 P Lécha Z je ucinnéjsi a zaroven
K¢ nebo je pomér nakladi I 2 3 4 5 6 7 '

levnéjsi (viivem napriklad sniZeni
hospitalizaci a ostatni zdravoini
péde spojené s onemocnénim)

@ prinost horsi nez v pripadé
alternativni léchy
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9B Dopad na rozpocet verejného zdravotniho pojisténi pri zavedeni lIécby

Kritérium dopad na rozpocet vefejného zdravotniho pojisténi v sob& zahrnuje zhodnoceni
finanéniho dopadu 1€¢by na rozpocet vefejného zdravotniho pojisténi po jejim zavedeni.
Zajima nas, zda:

0 navysuje hodnocena léc¢ba roéni naklady na rozpocet zdravotnich pojist'oven,
0 piinasi hodnocena 1é¢ba uspory zdravotnich pojidtoven.

Uvazujte, jak vyznamny bude dopad na rozpocet vefejného zdravotniho pojisténi pfi
zavedeni nové 1éCby.

Lécba X (pokroéily melanom)
V Ceské republice je v soudasnosti piiblizné 50 vhodnych pacientii pro Lécbu X. Vzhledem
k vy58im nakladim na 1é¢bu oproti soué¢asnosti (o 2 miliony K¢) by to znamenalo navyseni
rozpo¢tu verejného zdravotniho pojisténi o piiblizné 100 miliona K¢,

Naklady na lécbu viznamné
navysuji rozpocet,
a to o vice nez 200 mil Kéirok

1 2 3 4 5 6 7

Naklady na lécbu Setri finance
verejného zdravotmiho rozpociu,
< K&/rok

Lécba Y (revmatoidni artritida)
V Ceské republice je v soudasnosti 2 000 pacientii vhodnych pro novou 1é&bu revmatoidni
artritidy. Vzhledem k vy$8im nakladiim na 1é¢bu oproti sou¢asnosti (o0 350 000 K¢) by to
znamenalo navyieni rozpoétu vefejného zdravotniho pojisténi o 700 miliont K& kazdy rok.

Naklady na léchu vwznamné
navviuji rozpocet,
a to o vice nez 200 mil Kdirok

1 2 3 4 5 6 7

Naklady na lécbu Setri finance
verejného zdravotniho rozpociu,

<) Klrok

Lécba Z (spinalni muskularni atrofie typu II)
V Ceské republice je v soutasnosti 45 pacientil trpicich spindlni muskularni atrofii typu 2.
Naklady na Lécbu Z by se pohybovaly kolem 1 milionu K¢ ro¢né, coz by pro rozpocet
verejného zdravotniho pojidténi znamenalo vydaj 45 milionu K¢ za rok.

Naklady na léchu vyznamné
navvsuji rozpocet,
a to o vice neZ 200 mil Kdirok

1 2 3 4 5 6 7

Naklady na lécbu Setri finance
vefejného zdravotniho rozpodtu,
<0 Ké/rok

10B Vliv Ié¢by na socialni dopady onemocnéni

Kritérium vliv 1é¢by na socialni dopady onemocnéni v sobé& zahrnuje zhodnoceni pfidané
hodnoty nové lécby v ramci dopadu na socialni Zivot pacienta, jeho blizké a pecovatele ve
srovnani s jinou lé€bou ¢i soucasnym standardem lé¢by. Zajima nas, zda:

(=l =l = = i =

je pacient v disledku lé¢by schopen pracovat, studovat,
je pacient v disledku lécby samostatny, nezavisly,

ma lécba psychosocidlni a emocni dopad na pacienta,
se pacient stane v disledku lécby socidlné aktivnim ve spolecnosti,
ma lécba vliv na Cerpani sociadlni péce.

Uvazujte, do jaké miry zmirfiuje nova lécba socialni zatéZz onemocnéni.

Lécéba X (pokroc¢ily melanom)

Pokud se pacient vylééi (coz nastane u pfiblizné 25 % pacienti), je schopen v disledku
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Lécby X pracovat, studovat, je samostatny a nezavisly a zaroven nebude Cerpat socialni péci.
U pacientu, které terapie nevyléci, se oddali zhoreni (progrese) onemocnéni o nékolik
mésicl a zaroven se sniZi riziko umrti. U nevylé¢enych pacienti viak 1é¢ba patrné nezvrati
neschopnost studovat, pracovat, pacient bude nadédle méné samostatny a nezavisly a bude
potiebovat pomoc pec¢ovateli z fad rodinnych piisludniki.

Lécha X neovliviiuje
v porovnani s alternativni
léchou socialni dopady
onemaocnént

I 2 3 4 353 6 7

Lécba X vyrazné mirni socialni
dopady onemocnéni oproti
dostupné alternativé léchy

Lécba Y (revmatoidni artritida)

Pacient je vlivem Lécby Y s vétsi pravdépodobnosti schopen pracovat, studovat, byt
nezavisly a celkové vést aktivnéjii Zivot. Lécba Y rovnéZ oddaluje stadium invalidity, coz
znamena delsi aktivni Zivot pacienta a niz3i naroky na jeho rodinu a pecovatele. Oddéleni

stadia invalidity s sebou nese rovnéz niz$i potiebu socidlni péce.

Lécba Y neoviiviiuje
v porovnani s alternativni
léchou socialni dopady
onemocneni

I 2 3 4 5 6 7

Lécba Y virazné mirni socialni
dopady onemocnéni oproti
dostupné alternativé léchy

Lécba Z (spinalni muskularni atrofie typu II)

Lécba Z zpomaluje progresi onemocnéni. ZlepSuje pohyblivost a dychaci funkce. Dle
dotazniku pediatrické kvality Zivota 1é¢ba zlepSuje v prvnim roce emodni stav a
psychosocidlni funkce a $kolni schopnosti. Aktivita pacienta se udrzuje a naro¢nost péce
rodinnych pfislusniki se nezvétiuje. I tak ma onemocnéni zasadni vliv na praceschopnost

pecujicich osob.

Lécba Z neoviiviiuje
v porovnani s alternativni
léchou socialni dopady
onemocneni

I 2 3 4 5 6 7

Lécba Z vyrazné mirni socialni
dopady onemocnéni oproti
dostupné alternativé léchy

F o P

Dékujeme velmi za spolupraci, velice si ji vazime.
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9.3 Priloha 3 - Privodni dopis 1. kola dotaznikového setieni

Vazena pani, vazeny pane,

dovolte, abychom se na Vas obratili s prosbou o u¢ast v anonymizovaném dotaznikovém
Setfeni (dotaznik moZno vyplnit zde: http://www.valueoutcomes.cz/dotazniky/mcda), které
ma za cil zmapovat soucasnou situaci na poli 1é€by vzacnych onemocnéni a moZznosti vstupu
novych technologii do této oblast.

Jak jisté vite, v Ceské republice neni optimélni situace pii schvalovani 1ékd na vzacna
onemocnéni (tzv. orphan drugs), a to jak pro platce zdravotni péce (vysoké naklady na 1écbu a
Casto nedostateCna klinickd evidence), hodnotitele ndkladové efektivity (netplné
farmakoekonomické modely), 1ékare (nemoznost 1€Cit dostupnymi 1éky), ale predevSim pro
pacienty, ktefi léky skutecné potiebuyji.

Cilem tohoto projektu je zjistit, ktera kritéria jsou pro jednotlivé zainteresované skupiny
(platci/hodnotitelé, I¢kafi a pacienti) nejdilezitéjsi a jakou maji vahu pfi jejich rozhodovacim
procesu (tzv. multikriteridlni analyza). Respondentim bude prezentovdno 10 vybranych
kritérii pro hodnoceni 1é¢by, pficemz 4 kritéria se budou tykat onemocnéni jako takového
(napf. zavaznost onemocnéni nebo jeho socialni dopady) a 6 kritérii se bude tykat nové 1écby
pro dané onemocnéni (zlepSeni klinickych parametrt, kvality zivota, ndkladova efektivita aj.).
Celkem bude mozno ptifadit 1 az 7 bodu kazdému kritériu v zavislosti na dulezitosti (vaze)
kritéria pi1 hodnoceni nové lécby.

Multikriterialni analyzu bychom mohli pfipodobnit situaci, kdy mame pii nakupu urcitého
zbozi (napf. auta) ur€itou sadu kritérii, na zadkladé kterych se rozhodujeme, pfiCemz
piisuzujeme odliSnou vahu odlisnym kritériim (napf. bezpecnost ma pro nas vyssi vahu nez
maximalni rychlost a pohodli m4 vétsi vahu nez velikost kufru). Kritéria si takto obodujeme
na nami zvolené §kale 1-7, ¢imZ ur¢ime vahy jednotlivym kritériim. Napfiklad bezpe€nost by
pro nas méla nejveétsi vahu (tedy 7), pohodli véahu 5, velikost kufru 4 a maximalni rychlost 3.

Po urceni vah jednotlivych kritérii budou respondentim prezentovany v druhém kole
dotaznikovém Setteni hypotetické ptiklady tii 1é¢ivych ptipravkd, pticemz kazdy bude z jiné
terapeutické oblasti a jeden bude pravé lékem na vzacnd onemocnéni. Respondenti budou
prisuzovat novému Iéku skore na bodove skale 1 az 7 v kazdém z 10 kritérii popsanych vyse.
Vysledna hodnota 1é¢by bude dana sumou vazenych skore (soucin obecné vahy kritéria a
skore léku pro dané kritérium). Vysledna hodnota (celkové hodnocené skore) uréi, ktery
hypoteticky lék bude pro respondenta nejpreferovanéjSim.
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Pokud bychom se vratili zpét k nasemu priikladu, tak s jiz stanovenymi vahami u danych
kritérii u automobilu jdeme nasledné vybirat auto k prodejci. Na vybér jsou rtiznad auta,
pficemz kazdé auto ma vySe uvedena kritéria jinak kvalitni, proto je nutné vytvofit skore (opét
na Skale od 1 do 7). Prvni auto je nejvice bezpecné, ale neni pfili§ pohodIné, dame tedy skore
7 u bezpecnosti, ale pouze 2 u pohodli. Druhé auto je o troSku méné bezpecné, ale je velmi
pohodlné, dostane skore 6 u bezpeCnosti a 5 u pohodli. Které auto si na zakladé
multikriterialni analyzy vybrat? Pro vysledné skodre je potieba udé¢lat soucet vazenych skore
na zakladé obecnych vah z odstavce vyse a skore jednotlivych automobilti zde popsanych.
Prvni auto bude mit vysledné skore 59 (7(vaha pro bezpecnost) krat 7 bodl za bezpe¢nost +
5(véha za pohodli) krat 2 body za pohodli), druhé auto bude mit skore 72 (7 krat 6 bodi za
bezpeCnost + 5 krat 6 bodi za pohodli). Na zdklad¢ hypotetického ptikladu bychom si
s pomoci multikriteridlni analyzy vybrali druhy automobil, kdy je skore 72 vyssi nez 59.

Dale bychom radi ujistili respondenty, Ze odpovedi vSech ucastnikt této pilotni studie budou
pfisn€é anonymizovany, aby nedoSlo k jejich zneuziti.

Veéfime, Ze pomizete svou Ucasti v této pilotni studii na kultivaci systému zdravotni péce
v Ceské republice, a to zejména na poli 16¢by vzacnych onemocnéni, které svym charakterem
ne uplné zapadaji do tradicniho kontextu hodnoceni zdravotni péce, a zejména léCivych
piipravkd.

Pokud bude dotaznik spravné vyplnén a odesldn, tak se Vam objevi na monitoru toto sdéleni:
»Dékujeme za vyplnéni dotazniku Multikriterialni analyza pro rozhodovani (MCDA).
Odeslani dotazniku probéhlo uspésné!“ Pokud se Vam tato hlaska nezobrazi poté, co jste
kliknuli na ,.odeslat dotaznik*, zkontrolujte si prosim, zda jste vyplnili v§echny otazky —
nahofe nad otazkami budou cervené vyznaceny nevyplnéné otazky. Radi bychom také
upozornili, Ze se vlozeni vah kritérii provadi pomoci posuvniku — modry étverec v ¢ervené
vyznateném poli na obrdzku niZze, ktery je nutno posunout zleva doprava pro vybér vahy

daného kritéria:

B: Kritéria HODNOTICT onen

Prvnd 4 otizky tohoto dotazniku se vénuji hodnoceni jakéhokoliv onemoméni, konkrétné jeho dopadu na délku a kvalitu Fivota,
napinénou potfebu Idby a jeho socihinimi dasledky.

1A Viiv nemod na pledpoldadanou déliu hrvota
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V piipadé jakychkoli dotazii se, prosim, nevahejte obratit na Tomase MIcocha, jehoz
emailova adresa je mlcoch@iheta.org a telefonni ¢islo +420 724 199 569.

Dé&kujeme predem za Vas Cas, vazime si Vasi spoluprace.

Dotaznik vypliite na této adrese: http://www.valueoutcomes.cz/dotazniky/mcda

Dé&kuji za spolupraci,

Tomas Dolezal

iHETA
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9.4 Priloha 4 - Privodni dopis 2. kola dotaznikového setieni

Vazena pani, vaZeny pane,

dovolte, abychom se na Vas obrétili s prosbou o i¢ast v 2. kole dotaznikovém Setfeni
(dotaznik mozno vyplnit zde: http://www.valueoutcomes.cz/dotazniky/mcda2), které¢ ma za cil
zmapovat soucasnou situaci na poli 1écby vzacnych onemocnéni a moznosti vstupu novych
technologii do této oblast.

Jak jist& vite, v Ceské republice neni optimalni situace pii schvalovani 1ékii na vzacna
onemocnéni (tzv. orphan drugs), a to jak pro platce zdravotni péce (vysoké naklady na 1écbu a
Casto nedostatecna klinicka evidence), hodnotitele nakladové efektivity (neuplné
farmakoekonomické modely), 1ékafe (nemozZnost 1é¢it dostupnymi I€ky), ale pfedevSim pro
pacienty, ktefi léky skute¢né potiebuyji.

Cilem tohoto projektu je zjistit, ktera kritéria jsou pro jednotlivé zainteresované skupiny
(platci/hodnotitelé, I¢kafi a pacienti) nejdulezitéjsi, jakou maji vahu pfi jejich rozhodovacim
procesu (tzv. multikriteridlni analyza), a dale otestovat multikriteridlni analyzu na
modelovych ptipadech.

V prvnim kole dotaznikového Setfeni jsme se Vas ptali, jakou vahu (dulezitost) pro Vas maji
vybrana kritéria pro hodnoceni 1écby. Ktera byste zohlednili vice a kterd méné. Nyni v 2. kole
Vas prosime o vyjadfeni skore pro kazdé hodnocené kritérium u tfech popsanych modelovych

cwwr

Radi bychom ujistili respondenty, Ze odpovédi vSech Gcastniku této pilotni studie budou
piisné anonymizovany, aby nedoslo k jejich zneuziti.

Veétime, ze pomuizete svou ucasti v této pilotni studii na kultivaci systému zdravotni péce v
Ceské republice, a to zejména na poli 1é€by vzacnych onemocnéni, které svym charakterem
ne uplné zapadaji do tradi¢niho kontextu hodnoceni zdravotni péce, a zejména lécivych
pripravk.

Pokud bude dotaznik spravné vyplnén a odeslan, tak se Vam objevi na monitoru toto sdéleni:
~Dékujeme za vyplnéni dotazniku Multikriterialni analyza pro rozhodovani (MCDA).
Odeslani dotazniku probéhlo aspésné!“ Pokud se Vam tato hlaska nezobrazi pot€, co jste
kliknuli na ,.odeslat dotaznik*, zkontrolujte si prosim, zda jste vyplnili vSechny otazky —
nahoie nad otazkami budou cervené vyznaCeny nevyplnéné otazky. Radi bychom také
upozornili, ze se vlozeni skore provadi pomoci posuvniku — modry ctverec v Cervené
vyznac¢eném poli na obrazku nize, ktery je nutno posunout zleva doprava pro vybér vahy

daného kritéria:
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B: 1A Vliv nemoci na predpokladanou délku Zivota

Zavaznost onemocnéni Ize hodnotit pomoci kritéria délka Zivota. Zajima nas predevaim, zda ohroZuje onemocnéni Zivot a zda zkracuje onemocnéni predpokladanou délku Zivota
(dochazi k predéasnému Gmrti v disledku daného onemocnéni). Uvazujte, jak velky vliv ma onemocnéni na délku Zivot a jak vyznamné zkracuje Zivot pacienta, a to v porovnani s
predpokiadanou délkou Zivota pacienta bez onemocnéni.

Onemocnéni: pokrocily melanom
Predpokladana doba preZiti (medién celkového preZiti) Iécenych pacientli s melanomem v pokrocilém stadiu je 10 mésicu, pficemZ priblizné 12,5 % pacientu se muze vylécit
Uplné. Vzhledem k prumémeému véku pacientu okolo 50 let zkracuje melanom Zivot v pruméru o 20 a vice let. *

7
Yokrodily melanom neohrozuje Zivot a nezkracuje délku Zivota Pokrocily melanom vézné ohroZuje Zivot a vjznamné zkracuje
délku zivota

V ptipad¢ jakychkoli dotazl se, prosim, nevahejte obratit na Tomase Mlcocha, jehoz
emailova adresa je mlcoch@iheta.org a telefonni ¢islo +420 724 199 569.

Dé&kujeme predem za Vas ¢as, vazime si Vasi spoluprace.

Dotaznik vypliite na této adrese: http://www.valueoutcomes.cz/dotazniky/mcda2
Prosime vyplnéni a odeslani dotazniku do 31. 3 2016.

Deé&kuji za spolupraci,

Tomas Dolezal
iHETA

108



