Zapis ze setkani Pracovni skupiny Pacientské rady pro inovativni lécbu

konané dne 5. 5. 2022

Program:

1.) Cesta léku na vzacna onemocnéni procesem schvalovani na EMA: positive opinion,
designation, registration with EC, MUDr. Katefina Kopeckova, FN Motol

2.) Rozdil mezi terminem "lék na vzacnd onemocnéni" a "orphan" - co to znamena v ramci
nasi novely?

3.) Pfechodné obdobi: paragraf 16 a stanoviska, neZ je schvalena uUhrada treti cestou?
Nova metodika nékterych poskytovatel( pfi Zddani na paragraf 16

4.) Horizon scanning, terapeutickd zprdva Eurordisu a jak ji ¢ist, Bc. Anna Arellanesova,
Ing. René Brectan

Bc. Arellanesova pfivitala vSechny pfitomné na schiizi a sezndmila je s programem.

1.) Cesta léku na vzacna onemocnéni procesem schvalovani na EMA: positive opinion,
designation, registration with EC (MUDr. Katefina Kopeckova, FN Motol)

MUDr. Kopeckova pfitomné provedla cestou léku na vzdcna onemocnéni procesem
schvalovani EMA. Uvedla, Ze léky pro vzacnd onemocnéni byly definovany koncem roku 1999,
a to nafizenim EP a Rady EU ¢. 141/2000, které definovalo kritéria designace téchto Iékl a
cilem bylo vytvofit pravni rdmec stimulujici priimysl k vyvoji téchto |écivych ptipravkd, zajistit
pfistup nemocnym k |éklim, podporovat vyzkum, vyvoj a uvedeni na trh.

Dle nafizeni se jedna o |éCivé pripravky uréené pro lé¢bu, diagnostiku, i prevenci onemocnéni
vyskytujici se u méné nez 5 osob na 10 000 tisic v EU, pficemZ onemocnéni je Zivot ohroZujici,
chronicky invalidizujici ¢i zavazné a chronické. DalSim kritériem designace je neexistence jiné
[éCby nebo jiné uspokojivé metody. Lék musi prokadzat néjaky ptinos (significiant benefit)
oproti jiz registrovaném léku (pfinos = lepsi ucinnost nebo bezpecnost nebo tzv. major
contribution to patient care).

Kdo rozhoduje o statutu orphan:

Rozhoduje Evropska lékova agentura (EMA), odpovédna za registraci vSech 1ék( v Evropé,
konkrétné pfi ni existujici Vybor pro Iéky pro vzacnd onemocnéni (Committee for Orphan
Medical Products - COMP), vnémi sedi zastupci vSech clenskych statl, tfi zastupci
pacientskych organizaci a tfi zastupci Evropské Komise, vSichni se stejnym hlasovacim pravem.
Tento vybor posuzuje zadost o designaci. Zadatel o designaci ji mGZe podat v jakémkoli stadiu
vyvoje pred podanim Zadosti o registraci. Vybor (COMP) vyda stanovisko ve |hité 90 dndq,
v pfipadé zamitavého stanoviska se mize Zadatel odvolat.

Proces designace a registrace:




Paralelné a nezavisle s procesem designace probiha proces registrace, ktery se odviji na urovni
jiného vyboru Evropské |ékové agentury, ktery rozhoduje na zdkladé ucinnosti a bezpecnosti,
nikdy nepfihlizi k ekonomickym strankam.

V dobé, kdy Iék Zada o registraci a ma statut orphanu, se celd slozka o klinickych zkouskach
vraci do Vyboru pro Iéky pro vzacna onemocnéni, kde se hodnoti, zda kritéria pro ziskani
statutu orphanu stale trvaji. Pokud stdle trvaji, 1ék je registrovan jako |ék pro vzacné
onemocnéni, pokud netrvaji, bude registrovan pouze jako lécivy pripravek. (I pokud Iék v dobé
registrace ztrati statut orphanu, muiZze se ale stale dostat k pacientovi)

Odstranéni z registru

V okamziku, kdy lék dostava designaci orphanu, je zafazen do registru Iéki pro vzacna

onemocnéni. Odstranéni z registru je mozné:

1) na Zadost drzitele registrace, coz se stava Casto, pokud chce zasahovat do jinych diagndz,
nez té orphanové;

2) je-li pred udélenim registrace zjisténo, ze lék nespliuje kritéria pro designaci;

3) na konci desetiletého obdobi, kdy mda vyhradni pravo na trhu sam — po 10 letech od
registrace je odstranén, ale naddle zUstava na trhu jako Iék pro jakékoliv béziné
onemocnéni (non-oprhan).

Bc. Arellanesova vznesla dotaz, jak napojit situaci, kdy Iék po vymazani z registru ztrati statut
orphan, na nasi legislativu. René Brectan zminil, Ze by uvital zfizeni (respektive obnoveni)
Pracovni skupiny pro Upravu oprhanové legislativy. Ddle uvedl, Ze po vymazani z registru je lék
porad lékem na vzdcné onemocnéni. MUDr. Kopeckova dodala, Ze Iék uz oviem uz nema statut
léku pro vzacné onemocnéni ve smyslu Nafizeni. René Bfectan upozornil na to, co bylo Géelem
a zamérem novely, a Ze zdmérem (vzhledem k pfipravnym schizim a dlivodové zpravé) nebylo
omezeni oprhant ve smyslu aktivni/neaktivni, nebo je negativnim zptisobem selektovat. Podle
jeho nazoru po vymazu z registru |ék nepozbyva designace Iéku na vzacna onemocnéni.

Pani Camélia Isaic dodala, Ze proces klinické studie muze trvat dlouhou dobu, tfeba az 10 let,
a muze se tak stat, Ze nez lék vznikne a zaregistruje se uz mu konci ziskana designace. K tomu
MUDr. Kopeckova oponovala, Ze 10letd ochranna doba, po niz muize ¢erpat exklusivitu, zacind
béZet aZ po registraci léku, tato situace tak nem(ze nastat.

2.) Rozdil mezi terminem "lIék na vzacna onemocnéni" a "orphan" - co to znamend v
ramci nasi novely zakona o verejném zdravotnim pojisténi?

Bc. Arellanesova promitla § 39d zakona €. 48/1997 o vefejném zdravotnim pojisténi, v ném?z
je stanoveno, ze ,Za lécivy pfipravek urceny k lécbé vzacného onemocnéni se povazuje léCivy
pfipravek, ktery byl stanoven jako takovy podle primo uZitelného predpisu Evropské unie o
lécivych pripravcich pro vzdcnd onemocnéni.”, pticemz dodala, Ze pravnici, ktefi pomahali
s novelou, se upinali ke spojeni ,,stanoven jako takovy. Bc. Arellanesova toto porovnala s citaci
Feditelky SUKL, pani Storové, ktera tekla, Ze SUKL vyZaduje aktivni orphan designaci. Bc.
Arellanesové podotyka, Ze si neni jista, jak pani Storova vyrok myslela. U¢astnici schiizky se



shoduji, Ze pravdépodobné myslela l1ék zapsany v registru, s 10letou ochrannou lhitou po
udéleni registrace.

Dale Bc. Arellanesova sdéluje, Zze novela neplni svij ucel a neulevuje § 16, ale misto toho
vytvari podminky, které razné omezuji vstup lék(. Na dotaz Mgr. Hlavacové, jestli vi o nécem,
¢emu to aktivné brani sdélila, Ze napfiklad u cystické fibrézy brzy bude koncit aktivni designace
pouzivanych I|ékl a také Spinraza pro lé¢bu SMA bude koncit, stejné jako u spousty dalSich
lék(l. Na tento problém ani evropské natizeni, ani novela zdkona o verejném pojisténi
nepomyslela. Camélia Isaic uvedla ptiklad léku, kterému status orphana jiz vyprsel, nacez
zacali celosvétovi vyrobci |ék( vytvaret generika standardni cestou.

K dotazu na rozdil s patentovou ochranou Bc. Arellanesova uvadi, Zze patentovd ochrana trva
v Evropé 20 let a pfi zisku SPC (dodatkového ochranného osvédceni) se ochrana prodluzuje o
5 let. Patentova ochrana se lisi od exkluzivity. Po dobu 10leté exkluzivity na trhu se muze
objevit dalsi lék, zaregistrovat se, ale nemlzZe ziskat statut orphan ve smyslu nafizeni.
Registraci u EMA je lék automaticky registrovan i u SUKL, Ghrada se fesi na narodni Grovni

Bc. Arellanesova zminuje vyhody registrace v Registru Spolecenstvi IéCivych pripravk( pro
vzacnd onemocnéni, po niz bézi market exkluzivita 10 let, kterymi jsou poplatkové zvyhodnéni
na registraci, centralizované procedury a pomoc pfi ptipravé designu klinické studie za ucelem
registrace.

Ing. Brectan vyjadfil svlj nazor, Ze v databazi orphand jsou tfi zalozky — jedna aktivni, jedna
withdrawn, jedna zruSena (expired) a vnima, Ze zamitnuty Iék je v kategorii zamitnutych, ale
pofad nepozbyvd designace |éku pro vzacna onemocnéni. MUDr. Kopeckova oponuje, Ze
podle vykladu se jedna jen o léky se statutem orphanu podle Natizeni, tzn. po dobu deseti let
od registrace.

Na zavér této sekce shrnuje Bc. Arellanesova, Ze Zadost ,treti cestou” podali 2 drzitelé, u
jednoho dritel pozastavil Fizeni, druhou zadost SUKL zamitnul, protoZe jiz existoval hrazeny
léCivy pfipravek a drzitel pozadoval uUhradu dalSiho Iéku v kombinaci s jinymi tfemi
molekulami, drzitel se odvolal. Ostatni vyckdavaji, jak dopadnou prvni rozhodnuti, existence
podminky ,,aktivniho statutu orphanu” je pro né omezujici. Opét shrnuje, Ze dlouho ocekavand
novela nepfinesla Ulevu od § 16, spiSe naopak. Jsou kladeny podminky explicitné nestanovené
v zdkoné&. Z4d4 ministerstvo o usporadani nového zaseddani pracovni skupiny vénujici se Gpravé
Uhrad k projednaniimplementace, na nichz by se legitimni zastupci ministerstva a SUKLu mohli
k tématu mohli vyjadfit a spoleéné se pokusit najit feSeni. Dale pro ilustraci rigidity postupu
SUKLu uvadi, Ze po zamitnuti 7adosti SUKL z dGvodu jiz dFive hrazené jedné molekuly léku,
vedla se SUKL jedndni, netispésna.

Pani Simona Zabranska potvrzuje problém v oblasti cystické fibrézy, v sou¢asné dobé je v CR
zhruba 300 pacientl v situaci, kdy je neni jind moZnost néZ opét Zzadat o vyjimecnou Uhradu
podle paragrafu 16.

Vystupem této ¢asti jednani je vSemi ucastniky odsouhlaseny pozadavek na organizaci dalsiho
jednani pracovni skupiny pro inovace, kde budou pfitomni relevantni zastupci Ministerstva
zdravotnictvi a zastupci SUKL, pfipadné pojistoven.



3.) Prechodné obdobi: paragraf 16 a stanoviska, neZ je schvalena uhrada treti cestou?
Nova metodika nékterych poskytovatel( pf¥i Zadani na paragraf 16

Bc. Arellanesova prezentovala, jaké zmény tykajici se § 16. pfinesla novela zdkona ¢. 48/1997
Sb. o vefejném zdravotnim pojiSténi. Zdsadni zménou je podrobna specifikace celého procesu
rozhodovani o vyjimecné Uhradé, kdy jsou nové pevné stanovena procesni pravidla tohoto
fizeni a jeho prabéh, jelikoz dosud byly postupy pojistoven roztfisténé a pravni Uprava byla
dotvafena az judikaturou soudl. Pacient je ze zakona ,automaticky” zastoupen
poskytovatelem zdravotnich sluzeb — |ékar podava Zzadost bez nutnosti udéleni plné moci ze
strany pacienta (k jejimuz udéleni v praxi ¢asto nedochazelo) a dochazi tak ke sjednoceni
pravni Upravy a nastavené praxe. Zdravotni pojistovna vystupuje v fizeni jako tzv. spravni
organ (dfive rozhodoval revizni lékar), jsou pfesné stanovena pravidla pro dorucovani, jsou
jasné stanoveny |hity pro vydani rozhodnuti a odvoldni, proti zamitavému rozhodnuti se
podava odvolani, o némz rozhoduje tzv. revizni komise zdravotni pojistovny, pojistovna je
oprdvnéna stanovit dobu, v niZ bude vyjimecéna Uhrada poskytovdana.

Vypichla pfedevsim zménu, na zakladé, které je pacient ze zdkona ,, automaticky” zastoupen
poskytovatelem zdravotnich sluzeb. Uptesniuje, Ze Zadost o vyjimecnou Uhradu podle § 16
podava pacient vici své zdravotni pojistovné, mize se rovnéZ nechat zastoupit. Zakon nové
predpoklada ,,automatické” zastoupeni poskytovatelem zdravotnich sluzeb.

V soucasné dobé casto dochazi ksituacim, kdy VsSeobecna zdravotni pojistovna nechce
vydavat stanoviska (stanoviska byla vydavana ve spolupraci s odborniky). Pojistovny tak
nepfimo nuti Zadatele pozadat o Uhradu tfeti cestou. Tam je pak narazeno ale na problém
»aktivniho orphanu”, takze jde o zacykleny problém, kde trpi pacienti a jejich rodiny. Objevuje
se rozdilné rozhodovani o zadosti podle § 16, VZP nékteré zadosti zamitd plosné, coz ma
negativni dopady na pacienty. Nékteré rodiny situaci fesi zménou pojistovny dvakrat do roka.

Bc. Arellanesova poprosila Mgr. Simonu Zabranskou o novinky ohledné informovanych
souhlast a uvadi, Zze néktefi poskytovatelé vydavaji metodiku pfi Zadani na §16. Pokud za
pacienta pfipravuje Zadost o Uhradu oSetfujici IékaF, pacient musi podepsat méné nez 5 dni
stary informovany souhlas. Mgr. Zabranska dopliuje praxi z FN Motol, kdy, pokud pfijde
pacient k |ékati na kontrolu, kde ma dostat |ék na vzacné onemocnéni, nem(ze podepsat na
kontrole informovany souhlas, protozZe ten se pfiklada uz k Zadosti o Uhradu. S tim si oviem
lékafi (alespori ve FN Motol) poradili a naslo se feseni. Ing. Btectan doplnil, Ze nelze Zadat
zpétné o Uhradu a pripadné odvolani navic musi podat pouze sdm pacient.

K dotazu Mgr. Hlavacové na upfesnéni situace je uvedeno, Ze nékteré pojistovny nechtéji
jednat, kdyz vidi, Ze Zadatel mlzZe Zadat o Uhradu treti cestou, coZ nds dostava do stejné
situace jako dfiv, pfi¢emz dfive pojistovny alespon vydavaly stanoviska, coz dnes nechtéji.

Dalsi dotaz se tykal toho, jak ¢asto se dle aktudlni Upravy musi podavat zadost o Uhradu. Bc.
Arellanesova odpovida, Ze to je jednim z dotaz( na pojistovny, nebot by pacient Zadost
nemusel podavat stéle dokola kazdé 3 mésice, jelikoz v zakoné to zakotveno neni. Pro pacienty
je zatézujici kazdé 3 mésice dojizdét k odbornikovi, aby mohla byt Zaddost podana, stejné tak
pro lékare je to zbytecné zatézuijici.



Mgr. Hlavacova se dotazala na idealni komunikacni kanal s |ékafi. Bylo navrhnuto oslovit
profesora Svacinu (CLS JEP). Déle se diskutovaly moZné zplisoby osvéty tykajici se tohoto
tématu. Vhodné by bylo ucinit také dotaz na pojistovny (v mezidobi se konalo zaseddni
Pacientské rady dne 16.5., kde byla problematika také diskutovdna dle vyjadreni ndm. Policara
a dalsich ucastniki, kteri se dotazovali na VZP neni nutné Zadat kazdé tri mésice, ale s ohledem
na predpokldadany zdravotni stav pacienta i na delsi obdobi).

4.) Horizon scanning, terapeuticka zprdva Eurordisu a jak ji Cist (Bc. Anna Arellanesova,
Ing. René Bfeétan)

V posledni ¢asti schiize seznamila Bc. Arellanesova pritomné s vyhledavanim, které léky jsou
v EMA v procesu klinického hodnoceni. Vychazela z Terapeutické zpravy Eurordisu, kterou
pfitomnym doporucila pravidelné sledovat. Poprosila MUDr. Kopeckovou o vysvétleni pojmu
positive opinion vydaného COMPem. Ta vysvétlila, Ze se jednda o souhlas, doporuceni
k udéleni designace. Existuje i pediatricky vybor hodnotici Iéky z pohledu détské indikace a
komise pro pokrocilou genovou a bunécnou Iécbu.

Ing. Bfectan prezentoval systém horizon scanning pro VO (systém sledovani klinickych studif)
vytvoreny v CAVO. Vychdzi z Terapeutické zpravy Eurordisu, z nii zjisti, jaké léky byly
schvalené, Registru Nafizeni EP (databaze orphantl) a z Horizon scanningu vytvoreného pro
SUKL a pojistovny. Daldim zdrojem jsou €lenové Pacientské rady, pacientské organizace a
farmaceutické spolecnosti. Popsal proces spravniho fizeni o Zadosti farmaceutické spolecnosti
— SUKL se podiva do databéze pacientskych organizaci vedené ministerstvem. Mgr. Hlavacova
dodala, 7e pokud SUKL organizaci v seznamu nenajde, doptava se ministerstva, zda neeviduje
zadost o zapis. Dale vysvétlila rozdil mezi seznamem a databazi pacientskych organizaci —
databaze je nezavazna, podle zakon je rozhodujici seznam.

Zavér setkani pracovni skupiny:

Vystupem jednani byl vSemi tcastniky formulovany pozadavek na organizaci dalSiho jednani
pracovni skupiny béhem meésice ¢ervna 2022, kde bude nadale diskutovana problematika
novelizovaného zakona ¢. 48/1997 Sbh., o vefejném zdravotnim pojisténi, ve vztahu ke
vstupu lécivych pFipravkl na vzacna onemocnéni do systému uhrad. Tohoto jednani by se
méli Géastnit relevantni zastupci Ministerstva zdravotnictvi, zastupci SUKL, pFipadné

zastupci platch — tedy zdravotnich pojistoven.

Bc. Arellanesova podékovala za ucast a ukoncila schizi.

Zapsala Barbora Sotolova, editovala Pavla Magkova

Dne 31.5.2022






