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Nyilvanos 0sszefoglalo

1. Kérelem targya

A kérelem az Altuvoct 1000NE por és oldoszer oldatos injekcidhoz készitmény
tarsadalombiztositasi tamogatasba torténd felvételére iranyul.

A kérelmezd a nevezett termék kiilonkeretes timogatasat kéri a kovetkezo, alkalmazasi
eldirasban szerepld indikacioban:

., Vérzések kezelése és megelozése hemofilia A-ban (velesziiletett VIII-as faktorhiany) szenveddo
betegeknél, barmely korcsoportban.”

A készitmény hatéanyaga, a B02BD02 ATC-kodu efanezoktokog-alfa hatoanyag, mely
jelenleg nem tdmogatott.

Az Altuvoct 1000NE por és oldoszer oldatos injekciohoz készitmény alkalmazasi eléirasaban

szerepld terapias javallat pontosan megegyezik a kérelmezett indikacidval.

A kérelem PICO strukttrajat az 1. tablazat mutatja.

1. tablazat A kérelmezett indikacio PICO strukturija

deciliter alatti

profilaktikus dozis

profilaxist (Acsop) vagy on-

Populacio Beavatkozas Komparator Végpont
Kérelmezett | hemofilia A- efanezoktokog- profilaxis VIll-as véralvadasi éves vérzésrata
indikacio ban alfa faktor készitményekkel (ABR),
alapjan (velesziiletett éves izileti
definialt VIll-as rutin profilaxis: vérzésrata
faktorhiany) heti 1x 50 NE/ttkg (AJBR)
szenvedd
betegek, vérzés kezelése:
barmely 1x 50 NE/ttkg az
korcsoport ajanlott adag
Orvosszakmai | XTEND-1: A csoport: A betegek egy alcsoportjarészt | A csoport:
bizonyitékok | korabban 52 héten keresztiil | vett egy megfigyeléses Els6dleges -
alapjan kezelt, 12 éves | hetente egyszer 50 | elGvizsgalatban éves vérzésrata
definialt vagy annal NE/kg intravénas (242HA201/0BS16221) és (ABR)
idésebb, 1 NE/ | efanezoktokog alfa | VIll-as faktorpotlassal vagy Masodlagos -

vizsgalat elotti

(<1%) endogén demand (B csop) kezelést profilaxis alatti
VIll-as faktor B csoport: kaptak. - intrapatient kontroll vérzési rata
aktivitast vagy | 26 héten at igény betegen beliili
dokumentaltan | szerint 50 NE/kg Osszehasonlitasa,
stlyos A intravénas stb..

hemofiliat efanezoktokog alfa Masodlagos -
okozo kezelés, majd 26 B csoport:
genotipussal héten 4t hetente évesitett vérzési
rendelkez6 egyszer 50 NE/kg rata betegen
betegek intravénas beliili

(nem efanezoktokog alfa Osszehasonlitésa,
inhibitoros) profilaktikus dézis stb..
XTEND-Kids: | 52 héten keresztiil | egykart Elsédleges:
korabban hetente egyszer iv. inhibitor

kezelt, 12 profilaktikus kialakulasa
évesnél efanezoktokog alfa
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fiatalabb, (50 Masodlagos:
silyos A NE/kilogramm) kezelt vérzéses
hemofilias epizodok
gyermekek évesitett aranya,
(nem vérzés évesitett
inhibitoros) aranya tipus és

hely szerint, az
efanezoktocog
alfa injekcidk és
adagok szama
egy vérzéses
epizod
kezeléséhez,
stb...

MAIC: serdiilé

efanezoktokog alfa

SHL terapiak: (Advate, Kovaltry

éves vérzésrata

Adynovi EHL: 50 NE/kg kétszer

és felnétt, 50 NE/ttgk heti (ABR)

sulyos, egyszer EHL terapiak (Adynovate,

inhibitor Esporoct, Jivi, Elocta/Eloctate)

nélkili

hemofilia A

betegeknél

Egészség- Velesziiletett efanezoktokog alfa | Advate SHL: 40 NE/kg 2 faktoraktivitas
gazdasagtani | hemofilia A- 50 NE/ttgk heti naponta szerinti ABR,
elemzésben | ban szenvedd egyszer Elocta EHL: 50 NE/kg 3 vérzésmentes
szerepld betegek naponta betegek aranya,
vérzés esetén HRQoL

::K::Zl dézis egy héten (3-4 naponta)
Esperoct EHL: 50 NE/kg 4
naponta

Forras: TéF sajat 0sszeallitas a benyujtott dokumentacié alapjan

2. A kérelmezett indikacioban alkalmazhato és elérheto kezelési alternativak

2.1. A kérelmezett indikacidban alkalmazhato kezelések

A betegség kezelése a hianyz6 véralvadasi faktor parenteralis (iv.) szubsztitucidjan alapul. A
vérzések kezelésére, illetve profilaxis céljabol plazma eredetli és rekombindns készitmények
adhatok.
VIll-as faktor készitmények:
-Vlll-as faktor koncentratumok plazmabol
-Rekombinans human VIII-as faktor (1.-4. generacios)
-Hosszabb ideig tarté rekombinans VIII-as faktor
Efanezoktokog alfa (VI11-VWF fuzios faktor)
VIlI-Fc fazios faktor
PEG-ilalt VIII-as faktor
Single chain VIlll-as faktor
-Rekombinans sertés VIII. faktor
Emicizumab

Az International Society on Thrombosis and Haemostasis 2024-ben megjelent iranyelve a
sulyos és kozepesen sulyos, inhibitor nélkiili hemofilia A-ban szenvedd egyének esetében a
vérzéses események epizodikus kezelésével szemben a profilaxist ajanlja (erds ajanlas, kozepes
szintli bizonyitékok alapjan).
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A profilaxist emicizumabbal, vagy FVIII koncentratumokkal javasoljak (feltételes ajanlas,
nagyon alacsony szintii bizonyitékok alapjan).

FVIII koncentratumok esetén a standard vagy meghosszabbitott felezési idejii rekombinans
FVIII koncentratumokkal térténd profilaxist javasoljak (feltételes ajanlds, nagyon alacsony
szintll bizonyitékok alapjan).

A WFH (World Federation of Hemophilia) hemofilia kezelésére vonatkozo iranyelvének
3. kiadasaban (2020) a sulyos fenotipusu hemofilia A vagy B betegek, kiilondsen a gyermekek
esetében a WFH a rendszeres hosszl tavua profilaxist ajanlja standard ellatasként, véralvadasi
faktor koncentratumokkal, vagy standard (SHL) vagy meghosszabbitott felezési idejii (EHL)
készitményekkel. A WFH szerint az efanezoktokog alfa egy UHL, vagyis ultra hosszl felezési
idejii faktorpotlo, amelynek 3-4-szer hosszabb a felezési ideje a tobbi FVIII véralvadasi
faktorpotld terapiahoz képest, és ezért ritkabb kezelést igényel.

NBDF (National Bleeding Disorders Foundation) 267-as MASAC szakért6i bizottsag altal
készitett dokumentuma (2022) az inhibitor nélkiili hemofilia A vagy B profilaxisara tartalmaz
ajanlasokat. A Bizottsag szintén felhivja a figyelmet a korai ¢életkorban elkezdett profilaxis
fontossagara, amelynek lehet6ségei kozé tartozik a plazmabol szarmazé vagy rekombinans
standard felezési idejli faktorral, a meghosszabbitott felezési idejii faktorral torténd terapia és a
nem faktorpotlo terapiak.

2.2.A kérelmezett indikacidban hazai koriilmények kozott elérhetd kezelések

A kérelmezett indikacidoban jelenleg FVIII faktorp6tld terapidk tamogatottak, kiillonkeretes
finanszirozasi formaban. Azoknak a betegek szamara, akiknél VIII-as faktor elleni inhibitorok
vannak jelen, az emicizumab is rendelkezésre all tamogatottan.

A jelenleg kozbeszerzett készitmények a kovetkezok:

- Recombinans technoldgiaval human sejtvonalon eldallitott természetes, kémiai
modositas nélkiili 4. generacids B-domain roviditett VIII. faktor koncentratum

- aktivalt prothrombin komplex koncentratum (VIII. koaguldcios faktor inhibitor
,»bypassing” aktivitasu készitmény)

- Teljes molekulaméreti VIII faktor, PK doz.

- B-domain roviditett, tirozinszulfatalt VIII. fakt.

- 3 - 4. gen. elnyujtott felezési idejii VIII. faktor knc
- Haza plazmabol eléallitott FVIII készitmény

- von Willebrand faktor tartalmii nagytisztasdgl, plazma eredeti VIII. faktor
koncentratum, amely mérsékelt sulyossagu von Willebrand betegség, haemophilia A,
immuntolerancia indukcios kezelésére alkalmas plazmabol eldallitott FVIII készitmény

3. Komparatorvalasztas

A Kérelmezd a koltség-hasznossagi elemzésében (CUA) rekombinans FVIII (SHL és EHL)
készitményeket valasztotta komparator terdpianak a hemofilia A profilaxisara. Kiegészitd
elemzést végeztek emicizumab (Hemlibra) komparatorral.

A Kérelmez6 komparator-valasztasa a szakmai iranyelvek, a hazai tamogatasi rend és klinikai
gyakorlat figyelembevételével megfeleld.
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A T¢€F megjegyzi, hogy a Kérelmezd a koltséghatékonysag vizsgalatat az alabbi kivalasztott
készitményekkel szemben végezte: Advate (octocog alfa), Adynovi (alfa-rurioktokog pegol),
Elocta (efmoroctocogum alfa) és az Esperoct (alfa-turoktokog-pegol).

Az Adynovi és Esperoct készitményeket csak 12 év f6lott lehet adni.

4. A kérelmezett technoldgia orvosszakmai bizonyitékainak bemutatasa €s
bizonyitékainak értékelése

4.1 Relativ hatasossag

Az efanezoktokog alfa hatasossagat és biztonsagossagat az XTEND-1 és XTEND-Kids Klinikali
vizsgalatokban értékelték. Tovabba a Kérelmezo altal bemutatasra keriilt egy MAIC tipusu
indirekt Osszehasonlitds, amely az efanezoktokog alfat vetette Ossze az SHL és EHL
terapiakkal.

XTEND-1

Ez a nyilt, fazis Ill-as vizsgalat a 12 éves vagy iddsebb, sulyos hemofilia A-ban szenved6
betegek bevonasaval tortént. Az A csoportban a betegek 52 héten keresztiil hetente egyszer
kaptak profilaxist efanezoktokog alfaval (50 NE/testsulykilogramm). A B csoportban a betegek
26 héten at igény szerint efanezoktokog alfa-kezelésben részesiiltek, majd 26 héten at hetente
egyszeri profilaxisban részesiiltek efanezoktokog alfa-kezeléssel. Az elsédleges végpont az A
csoportban (n=133) az atlagos éves vérzési rata volt; a kulcs masodlagos végpont a profilaxis
alatti éves vérzési rata és a vizsgalat el6tti VIII-as faktor-profilaxis alatti vérzési rata
Osszehasonlitdsa volt az A csoport azon alcsoportjaban, akik részt vettek egy obszervacios
prestudy-ban (n=78).

Az A csoportban (133 beteg) a median éves vérzésszam 0 volt (interkvartilis tartomany, 0-
1,04), és a becsiilt atlagos éves vérzésrata 0,71 (95%-os konfidenciaintervallum [CI], 0,52-
0,97).

Az obszervacids prestudyban is résztvevok korében (n=78) atlagos évesitett vérzési rata 2,96-
161 (95%-0s Cl, 2,00-4,37) 0,69-re (95%-o0s ClI, 0,43-1,11) csokkent, ami a vizsgalat el6tti VIII-
as faktor-profilaxishoz képest elényt mutatott (P<0,001).

A B csoportba 6sszesen 26 beteget vontak be. A teljes populacidban szinte minden vérzéses
epizod (97%) megsziint az efanezoktokog alfa egy injekciojaval. Az efanezoktokog alfaval
végzett heti profilaxis a hét nagy részében 40 NE/ deciliter feletti atlagos VIII-as faktor
aktivitast biztositott, a 7. napon pedig 15 NE/ deciliter atlagot. Az 52 héten at tartd
efanezoktokog alfa profilaxis (A csoport) javitotta a fizikai egészséget (P<0,001), a fajdalom
intenzitasat (P=0,03) és az iziiletek egészségét (P=0,01). A teljes vizsgalati populacidoban az
efanezoktokog alfa elfogadhaté mellékhatasprofillal rendelkezett, és a VIII-as faktor gatldinak
kialakulasat nem észlelték.

XTEND-Kids

Az XTEND-Kids egy fazis Ill-as, nyilt, egykar, nemzetkozi vizsgalat volt, a résztvevok
korabban kezelt, stilyos A hemofilidban szenvedd 12 évnél fiatalabb betegek voltak.

A betegek 52 héten at hetente egyszeri efanezoktokog alfa (50 NE/testsulykilogramm)
profilaxisban részesiiltek. Az elsédleges végpont a VIII-as faktor gatlok (a VIII-as faktorral
szembeni semlegesitd antitestek) eléfordulasa volt. A masodlagos végpontok kozé tartozott a
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kezelt vérzéses epizodok éEvesitett ardnya, a vérzés kezelése, a biztonsagossag ¢és a
farmakokinetika.

Osszesen 74 beteget vontak be a vizsgalatba (38 <6 éves és 36 6-12 év kozotti korti). Nem
alakult ki V1l1-as faktor inhibitor.

A kezelt vérzéses epizodok median évesitett aranya 0,00 volt (interkvartilis tartomany, 0,00-
1,02), és a kezelt vérzéses epizddok modellalapu becsiilt atlagos évesitett aranya 0,89 (95% CI,
0,56-1,42) volt az 6sszes bevont beteg korében. A per protokoll szerint kezelt 73 betegnél a
median és a modellalapu éves atlagos vérzési arany 0,00 (interkvartilis tartomany, 0,00-1,02),
illetve 0,61 (95%-o0s konfidenciaintervallum, 0,42-0,90) volt.

A legtobb nemkivanatos esemény nem volt sulyos. Nem jelentettek olyan sulyos nemkivanatos
eseményt, amelyet a vizsgaldo ugy értékelt, hogy az efanezoktokog alfaval allt volna
Osszefiiggésben.

4.2.Az egészség-gazdasagtani elemzésben felhasznalt klinikai bizonyitékok

A kérelemben szerepld koltség-hasznossagi elemzés (CUA) alapjat a 12 éves ¢és id6sebb
alpopulécioban az XTEND-1 kontrollkar nélkiili klinikai vizsgalatokbol szarmazé eredmények
képzik. A relativ hatasossagi adatok igazolasahoz a pivotalis vizsgalat eredményei alapjan egy
Klamroth és munkatarsai altal készitett indirekt 0sszevetést (MAIC) hasznalt fel, tovabba egyéb
publikaciokat (Benson et al., 2021; Chowdary et al., 2020; Velsing Groth et al., 2016).

A modellben alkalmazott életmindségre vonatkoz6 adatok az XTEND-1, A-LONG ¢és ASPIRE
klinikai vizsgalatokbol és szekunder forrasbol szarmaznak.

A 12 évesnél fiatalabb betegkdrben nem késziilt koltséghatékonysagi elemzés, igy nem
hasznaltak fel az XTEND-Kids eredményeit.

5. Egészség-gazdasagtani bizonyitékok dsszefoglalasa

5.1.Egészség-gazdasagtani elemzés célja és tipusa

A téarsadalombiztositasi tdmogatasi kérelemhez a 12 éves €s anndl iddsebb betegkdrben egy
koltség-hasznossagi tipusu teljeskorii gazdasagi elemzés késziilt, melyben az efanezoktokog-
alfa (EFA) terapia alapesetben a hazankban rutinszeriien finanszirozott 4 hatéanyagbol — alfa-
turoktokog-pegol (ESP), alfa-rurioktokog pegol (ADY), oktokog alfa (ADV), efmoroktokog-
alfa (ELO) — all6 profilaktikus VIlI-as faktorp6tlo terapiakkal keriil 6sszevetésre.

A gazdasagi elemzés alapja egy globalis egészség-gazdasagtani modell hazai koriilményekre
adaptalt valtozata. Az elemzés 6 honapos ciklusokban 38 éves id6tavval, tehat a betegkor 35,4
éves atlagéletkorat is figyelembe véve élethosszig tartéan szamol. A gazdasagi elemzést a
forgalomba hozatali engedélyben is szerepld, XTEND-1 vizsgalat mint4jat alapul véve
készitették el.

A 12 ¢év alatti betegkOrben egy évre szamitott 4atlagos terdpids koltségek keriiltek
meghatarozasra az XTEND-Kids vizsgalat beneti adatai alapjan, teljeskori egészség-
gazdasagtani elemzés ebben az alcsoportban nem késziilt.

5.2. Egészség-gazdasagtani elemzés bemeneti paraméterei és feltételezései

Az elemzésben vizsgalt eljarasok hatdsossdgi adatainak bemeneti adatai XTEND-1
vizsgalatokbdl ¢és indirekt Gsszevetésbol, a hasznossagi adatok az eldbbi, az engedélyezés
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alapjaul is szolgalo vizsgalatbol és szekunder forrdsokbdl szarmaznak. A tovabbi gyogyszeres
kezelés koltségei hazai adatforrasokbdol (HBCS Kodkonyv, OENO torzs) szarmaznak.

5.3. Egészség-gazdasagtani elemzés eredménye ¢és értékelése

A Kérelmez0 altal a 12 éves és iddsebb korcsoportban készitett egészség-gazdasagtani elemzés
az efanezoktokog alfa terapia esetében tdobblet-egészségnyereséget (XXX QALY) és
alacsonyabb varhato koltségeket (XXX Ft) szamszerlsit a komparatorkosarral szemben az
alapesetben bemutatott 38 éves idétavon. Ennek megfelelden az efanezoktokog-alfa terapia
alapesetben szamitott ,,blended”, azaz az alcsoportok eléfordulési ardnyaival sulyozott ICER-e
(XXX Ft/QALY) alacsonyabb, mint a kérelmezett készitmény esetén relevans, egy fore juto
GDP ritka betegség esetén meghatarozott kiiszobértéke (23 796 292 Ft/QALY).

A Technologia-értékeld Foosztaly felhivja a figyelmet, hogy a FVIII-as terapidk piaci
részesedésének meghatarozasa a TEF adatkérésének eredményeképp kapott betegszamadatok
alapjan nem megfelelden keriilt sulyozasra.

A 12 évnél fiatalabb betegkdrben teljeskori egészség-gazdasagtani elemzés nem késziilt, a
terapidk 6sszehasonlithatdsaga ebben az alcsoportban korlatozott.

6. Betegszam és koltségvetési hatds nagysaga

6.1. Becsiilt betegszam

A Kérelmezd a betegszam becslésére egy epidemiologiai adatokkal tamogatott finanszirozasi
adatbazis-elemzést alkalmaz. Ez alapjan a teljes kezelt betegszam az efanezoktokog alfa terapia
esetében az 1., 2., 3., és 4. év végére a 12 évnél fiatalabb betegkdrben XX-XX fore, mig a 12
éves ¢és annal iddsebb betegkdrben XX-XX fore tehetd.

6.2. Az 6sszehasonlitasra keriild terapiak koltsége

A koltségvetési hatds elemzésben az Altuvoct 1000 NE listadron szdmitott kiszerelésenkénti
brutto nagykereskedelmi ara XXX Ft.

Eves koltsége a 12 éves a XXX Ft (26,6 kg).

A komparator terapidk éves koltségei 12 éves €s 1ddsebb populacidban: Advate 107 550 374

Ft, Adynovi: 76 658 450 Ft, Esperoct: 81 082 899 Ft és Elocta: 96 545 133 Ft.
6.3.Koltségvetési hatas

A Kérelmezd altal vart, tamogatott aron szamitott, az Altuvoct terdpia Osszegzett bruttd
koltségvetési hatasa a két betegcsoportra XXX — XXX — XXX — XXX Ft a befogaddi dontést
koveté 1., 2., 3., 4. évben, az Altuvoct 100%-os piaci részesedését feltételezve. A VIII
faktorpotlo terapidk koltségeit is figyelembe vevd nettd koltségvetési hatdas XXX Ft — XXX — -
XXX Ft és XXX Ft.

7. A benyujtott elemzés limitacioi

7.1.0rvosszakmai limitaciok

Az XTEND-1 ¢és az XTEND-Kids klinikai vizsgalatok nyilt jellege és a randomizacié hianya
miatt jelentds torzitasi kockazattal terhelt.
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A relativ hatasossagra vonatkozo adatok részben indirekt Osszehasonlitdsbol szarmaznak,
részben intrapatient historikus kontrollbdl.

Az XTEND-Kids vizsgalat egykarua volt, igy nem alkalmas relativ hatasossag megitélésére.

A XTEND-1 és az XTEND-Kids vizsgalatokban nem vehettek részt VIII-as faktorra inhibitort
kifejezo betegek, igy inhibitoros populdciora nem all rendelkezésre evidencia.

7.2. Egészség-gazdasagtani limitaciok

Az egészség-gazdasagtani elemzés legfontosabb limitacidja, hogy a relativ hatdsossaghoz
alkalmazott heterogén forrasokbol szarmazo, faktoraktivitasi szint szerinti ABR kalibracio
modszertana, valamint a vérzéses ¢és vérzésmentes betegek ardnyanak modositdsa a
modellbedllitasi opcidk szerint. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a heterogén hatdsossagi
inputok egy nem szamszer(sithet, az inkrementalis koltségeket, és az egészségnyereséget
befolyasold bizonytalansagi tényezd, hatdsa vélhetden jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a 12 éves ¢és iddsebb
betegcsoportban alkalmazott rutin FVIII profilaxis megoszlasa szerint sulyozott ICER. A
Technologia-Ertékelé Féosztaly adatkérésének eredményei alapjan a jelenlegi piaci megoszlas
eltér a Kérelmezd altal megadott sulyoktdl. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a hibas
forgalmi sulyok egy szdmszerlsithetd, de teljeskorli nem mutatja be a terapias teriiletet. Az
azonositott limitadci6 az inkrementalis koltségeket, és az egészségnyereséget befolyasolod
bizonytalansagi tényezd, melynek hatasa vélhetden jelentOs.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a modell bemeneti paraméteriben
nem elérhetéek a 12 év alatti populacios eredmények. A hatasossagi adatok az XTEND-Kids
vizsgalat szerint kozel azonosak a XTEND-1 hatasossadgi eredményeivel, azonban a
betegséglefolyéas kiilonbségeirdl, valamint az alkalmazott hatasossagi eredményekrdl nem
kaphat6 teljeskorii kép. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a 12 év alatti betegek figyelmen
kiviil hagydsa egy nem szamszeriisithetd, az inkrementalis koltségeket, ¢és az
egészségnyereséget IS befolyasolo bizonytalansagi tényezd, hatdsa az egészségnyereség
eredményeit tekintve jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a kiindulasi populacioban nem
kiilonboztették meg a korabban kezelt betegek (PTP) és kordbban nem kezelt betegek (PUP)
szerinti  alcsoportokat. Az  egészség-gazdasagtani elemzésben az  alcsoportok
megkiilonboztetésének hidnya egy nem szdmszerlisithetd, az inkrementalis koltségeket, és az
egészségnyereséget befolyasold bizonytalansagi tényez0, hatasa vélhetden jelentds.

A beadvanyban bemutatott hasznossagi értékek nem tesznek kiilonbséget a terapiak kozott, ez
alapjan az alkalmazasbol eredd és a hatdsossagbeli (pl. vérzési epizodok kimenetele)
¢letmindségi eltérések nem érzékletesek az SHL és EHL készitmények kozott. Az egészség-
gazdasagtani elemzésben az azonos hasznossagi inputok bemeneti adatok hidnyaban nem
szdmszerlsithetd, az egészségnyereséget befolyasolo bizonytalansagi tényezo, melynek hatdsa
vélhetéen nem jelentds.

A Technologia-értékeld Foosztdly megjegyzi, hogy tobb VIll-as faktorkészitményre
kozbeszerzés van érvényben, ezek alapjan a koltségvetési hatas elemzésben kalkulalt ar eltérhet
a keretszerzddésben rogzitett tényleges beszerzési artol.
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8. Nemzetkozi kitekintés

A francia HAS a 2024. december 5-én kelt allasfoglalasaban az efanezoktokog alfa
tamogatasarol kedvezod véleményt fogalmazott meg az alkalmazasi eléirdsban szerepld terapias
javallat tekintetében. A hemofilia A betegségben val6 elonye jelentds, viszont az egyéb

rendelkezésre all6 FVIII-koncentratumokkal 6sszehasonlitva klinikai tobbletelonye nincs
(ASMR V).

A kanadai CDA-AMC értékelésre még folyamatban van.
A brit NICE értékelése még folyamatban van. A publikalas varhat6 idépontja 2025.03.26.

9. Konklazio

A klinikai bizonyitékokon alapuld tobbletelony mértékének TEF altal javasolt besorolasa
szerint az efanezoktokog alfa terapia nyujtotta a klinikai tobbletelony megléte
valésziniisitheté, mértéke nem meghatarozhaté az FVIII faktorterapia komparatorhoz
viszonyitva, a klinikailag és a beteg szamara egyarant relevansnak tekinthetd éves vérzésrata
(ABR; barmely [kezelt és nem kezelt], iziileti, spontan) végponton. Ezt alacsony evidencia
szintll, indirekt 6sszehasonlitasbdl szarmaz6 orvosszakmai bizonyitékok tdmasztjak ala.

A kérelmezett indikécioban elérhetd tamogatott terapia.

A rendelkezésre allo egészség-gazdasagtani bizonyitékok alapjan az efanezoktokog alfa
alkalmazasaval megtakaritas mellett a tobblet-egészségnyereség biztositott a blended
komparatoroknak vélasztott VIII-as faktorpotlo terapidkkal szemben (ADV, ADY, ELO, ESP).
A klinikai tobbletelényrél szolé konklizid alapjan az elemzéstipus valasztasa
megalapozottnak tekinthetd.

A benytjtott elemzés alapjan a komparatokkal szemben a technologia hazai koriilmények
kozott a kérelmezett listadron koltséghatékony. Ahhoz, hogy a koltség-hatékonysag teljesiiljon
minden megjeldlt komparatorhoz a Kérelmezett termék termeld ardnak XXX%-os csokkentése
sziikséges. A benyUjtott elemzés alapjan Altuvoct tarsadalombiztositdsi tAmogatasba vétele
egyértelmiien megtakaritast realizalhat a finansziroz6 részére, ugyanakkor a piaci részesedésre
vonatkoz6 adatok megfeleldségét az adatkérés eredménye nem tamasztotta ala.

Az emicizumab lehetséges komparatorterapia befogadasi eljarasa folyamatban van a
kérelmezett indikacioban. Uj komparator timogatasba vétele esetén a terapia HTA szempontbol
torténd megitéléséhez és igy a tarsadalombiztositasba torténd befogadasahoz a Kérelmezo
részErdl tovabbi egészség-gazdasagtani elemzés elkészitése lehet sziikséges kiegészitve a jelen
terapiak evidencidinak feliilvizsgalataval.

Jelen beadvany kovetkeztetéseinek dontéshozatali céli felhasznalhatosaga korlatozott az alabbi
okok miatt:

. relativ hatdsossagi adatok bizonytalansagai 12 éves és idésebb populacioban

. 12 ¢év alatti betegkor relativ hatdsossaganak jellemzése koltséghatékonysagi
szempontbol

. piaci megoszlas jellemzése betegcsoportonként

. PUP és PTP betegcsoportok jellemzése

A technoldgiaértékelés feliilvizsgalata javasolt U evidencidk, vizsgalati eredmények (pl.:
XTEND-ed) megjelenésekor.
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