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Nyilvanos 0sszefoglalo

1. Kérelem targya

A kérelem az Ngenla 24 és 60 mg oldatos injekcié eléretoltott injekcios tollban készitmény
tarsadalombiztositasi tamogatasba torténd felvételére iranyul.

A kérelmez6 a nevezett termék kiemelt, indikaciéhoz kotott tamogatasat kéri, a kovetkezo
meglévo indikacios ponton:

EU100 35.

- Auxologiai, biokémiai és radioldgiai vizsgalattal igazolt, és kétféle GH provokacios teszttel
(a csucskoncentracio 10 ng/ml, azaz 30 mE/l alatt van) megerdsitett gyermekkori GH-hidny
kezelése a gyermek végsé magassdganak eléréséig (csontkor), vagy a kezelésre adott nem
megfeleld valaszig (egy év alatt kevesebb mint 2 cm novekedeés)

- Kromoszoma-vizsgalattal vagy molekularis genetikai vizsgalattal (FISH) igazolt Turner-
szindroma kezelése a gyermek végso magassaganak eléréséig (csontkor), vagy a kezelésre
adott nem megfelel6 vilaszig (egy év alatt kevesebb, mint 2 cm novekedés)

- Operdalt craniopharyngeomads gyermek kezelése a gyermek végso magassaganak eléréséig
(csontkor), vagy a kezelésre adott nem megfelelo valaszig (egy év alatt kevesebb, mint 2 cm
névekedés)

- Pubertas kor elott, optimalizalt taplalkozasi és anyagcsere stdtusz mellett fenndllo kronikus
veseelégtelenséggel osszefiiggo novekedési zavar kezelése a vese-transzplantdcio elvégzéséig,
vagy a gyermek végsé magassaganak eléréséig (csontkor), vagy a kezelésre adott nem
megfelelo valaszig (egy év alatt kevesebb, mint 2 cm névekedés)

- Felnottkorban (>18 éves életkor) korismézett, hypothalamus-hypophysis betegség, vagy
annak kezelése kovetkeztében létrejové sulyos GH hianyban szenvedo beteg részére,
amennyiben provokdcios tesztekkel (inzulin hypoglikémias teszt, arginin teszt, arginin-GHRH
teszt, glucagon teszt) 3 ng/ml (<3mcg/l) alatti szérum GH csucskoncentrdacio igazolhato (GH
hiany mellett - prolactint leszamitva - még legalabb egy hypophysis mellsolebeny hormon-
elégtelenség kimutathato, vagy gyermekkorban kezdodoé GH-hiany ujraértékelése esetén egy
provokacios teszt, felndttkori izolalt GH-hiany esetén mdasodik stimulacios teszt elvégzése
sziikséges) és a GH-hianyhoz tarsulo egyéb hypophysis hormonhiany potlasa megkezdodott
(a kortizol, illetve a nemi hormonok adagjanak stabilizalasa harom, a tiroxin adagjanak
stabilizaldsa egy honappal a GH kezelés megkezdése elott sziikséges).

A készitmény hatéoanyaga, a HOLAC08 ATC-kodu szomatrogon, mely jelenleg nem
tamogatott.

Az Ngenla 24 ¢és 60 mg oldatos injekcio eldretoltott injekcios tollban alkalmazasi eldirasaban
szerepld terdpias javallat a kovetkezo:
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A Ngenla olyan 3 évesnél iddsebb gyermekek és serdiildk kezelésére javallt, akik a ndvekedési
hormon elégtelen szekrécioja miatti novekedési zavarban szenvednek.

A kérelem PICO struktarajat az 1. tablazat mutatja.
1. tablazat: A kérelmezett indikacio PICO struktiaraja

Populécio Beavatkozas Komparator Végpont
3-18 éves gyermekek és szomatrogon 0,66 szomatropin kumulativ magassagnovekedés
serdiil6k, akik a novekedési mg/ttkg; hetente 0,24 mg/ttkg/hét, sebessége,
hormon elégtelen szekrécioja 1x szubkutan naponta 1x szubkutan adherencia
miatt névekedési zavarban adagolva adagolva
szenvednek

Forras: TéF sajat 0sszeallitas a benyujtott elemzés alapjan

Az Ngenla alkalmazasi eléirasa szerinti indik4cios kér sziikebb, mint az kérelmezett EU pont
szerint kezelésben részesithetd populacio.

2. A kérelmezett indikacidban alkalmazhatd és elérhetd kezelési alternativak
2.1. A kérelmezett indikacioban alkalmazhato kezelések

A novekedési hormon (GH, growth hormone) hianybo6l fakado névekedési zavarban szenvedd
betegek esetében az alabbi terapias alternativak érhetdk el:

- naponta egyszeri szubkutdn injekci6 formajaban adagolandé rekombindns human
novekedési hormon készitmények (rhGH; szomatropin),

- illetve EMA forgalomba hozatali engedéllyel biro, heti egyszeri szubkutdn injekcio
formajaban adagolhatdé hosszuhatasi GH analogok: a kérelmezett szomatrogon
(Ngenla) és a lonapegszomatropin (Skytrofa).

GH-rezisztencia esetén adhat6 az inzulin-szeri novekedési faktor (IGF) analég mecasermin
(Increlex), illetve kizarolag felnétt betegek szamara a hossziihatas, heti egyszeri szubkutan
adagolasu szomapacitan (Sogroya).

Hazai iranyelv nem érhet6 el, a Growth Hormone Research Society 2019-es ajanlasa emliti a
hosszuhatast GH analogokat, kiemelve, hogy javithatjdk az adherenciat, azonban a dozis
optimalizalasdhoz sziikséges IGF-1 szint mérés iddzitése kihivast jelenthet, illetve, hogy
hosszutava vizsgalatok sziikségesek.

2.2. A kérelmezett indikacioban hazai koriilmények kozott elérheto kezelések

A kérelmezett indikacidoban jelenleg az EU100 35-6s ponton az aldbbi, szomatropin
hatéanyagt készitmények tamogatottak:

e Genotropin 12 mg és 5,3 mg por és olddszer oldatos injekciohoz

e Humatrope 18 NE (6 mg) ¢s 36 NE (12 mg) és 72 NE (24mg) injekcio patronban

e Norditropin nordiflex 10 mg és 15 mg és 5 mg/1,5 ml oldatos injekcié eldretoltott
injekcios tollban

e Norditropin simplexx 15 mg/1,5 ml oldatos injekcio
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e NutropinAq 10 mg/2 ml (30 ne) oldatos injekcio
e Omnitrope 10 és 5 mg/1,5 ml oldatos injekcio (patronban)
e Saizen 5,83 mg/ml és 8 mg/ml oldatos injekcio patronban

3. Komparatorvalasztas

A Kérelmezd koltséghasznossagi elemzésében a tdmogatott szomatropin készitményekbdl
képzett komparatorkosar a komparator terapia.

A Kérelmez6 komparator-valasztasa a szakmai irdnyelvek, a hazai tdmogatasi rend és klinikai
gyakorlat figyelembevételével megfelelé.

4. A kérelmezett technoldgia orvosszakmai bizonyitékainak bemutatasa és
bizonyitékainak értékelése
4.1. Hatasossag

Az Ngenla arva (orphan) gyogyszer.

A pivotalis vizsgalat egy fazis Ill-as, nyilt elrendezésii, randomizalt vizsgalat volt (CP-4-006),
mely a heti egyszer 0,66 mg/ttkg dozisban adott szomatrogon non-inferioritdsat hivatott
igazolni a napi egyszer 0,034 mg/ttkg dozisban adott szomatropinhoz (Genotropin) képest
(heti kumulativ dozis 0,24 mg/ttkg).

A vizsgalatban Osszesen 224 {6, novekedési hormon deficiencidban szenvedd, prepubertés
kort gyermek vett részt (3-12 éves korig). A vizsgalat elsddleges hatdsossagi végpontja a 12
honapos kezelési iddszakot kdvetden meért éves magassagnovekedési sebesség (height growth
velocity, HV) volt. Ertékeltek egyéb, a novekedés iitemét jellemz$ végpontokat és
biomarkereket (IGF-1 szint) is.

A heti egyszeri szomatrogon a novekedés sebessége alapjan noninferiornak bizonyult a
naponta egyszer alkalmazott szomatropinhoz képest (szomatrogon: 10,1 cm/év vs.
szomatropin: 9,78 cm/év; legkisebb négyzetes kiilonbség (LSM): 0,33 [95%CI: -0,24; 0,89];
noninferioritasi kiiszob: -1,8 cm/év). A 6 honapra vetitett HV-ben, a magassag a korosztalyos
atlaghoz viszonyitott standard deviacios pontszamainak (SDS) javulasaban 6 honap és 12
honap kezelés utan, illetve az IGF-1 szintekben 12 hoénap utdn nem volt szignifikans
kiilonbség a két kar kozott.

A fazis Ill-as vizsgalat nyilt, kiterjesztéses szakaszdban a magassag progressziv ndvekedéseét
figyelték meg a kiindulashoz képest a 2. év elteltével.

A szomatrogon-kezelést kovetden gyakran jelentett mellékhatasok az injekcio beadasi helyén
jelentkezd reakcidk (25,1%), a fejtajas (10,7%) és a laz (10,2%) voltak.

A hetente egyszer alkalmazott szomatrogon (0,66 mg/ttkg/hét) és a naponta alkalmazott
szomatropin hatasat a kezelési teher (life interference) szempontjabol egy III. fazisu,
randomizalt, nyilt elrendezésii, keresztezett vizsgalatban hasonlitottdk O0ssze 87 gyermek
részvételével (C0311002). A szomatrogon a betegek és gondozodik kezelési terhének
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szignifikdns csokkenését eredményezte, emellett a betegek nagyobb kényelemérzetét és
nagyobb elégedettségét talaltak.

4.2. Relativ hatasossag

A relativ hatasossag jellemzésére a szomatropinnal szemben a 4.1. pontban bemutatott,
pivotalis fazis Il-es és fazis Ill-as vizsgalatok mellett a beadvanyban bemutatasra keriilt egy
poszter is, ahol a szomatrogon klinikai vizsgalati program hossz(tava (4 éves) eredményeit
hasonlitottak 6ssze az USA-beli KIGS regiszterbdl szarmazo, szomatropinnal kezelt betegek
adataival.

A beadvanyban bemutatasra keriiltek Gomez és mtsainak poszteren bemutatott eredményei is,
mely a fazis III pivotalis vizsgélatban résztvevé kezeldorvosok tapasztalatait Gsszegzi a
szomatrogon kezeléssel kapcsolatban.

A Kérelmez6 a beadvanyban ismertette a Pfizer Registry of Outcomes in Growth hormone
RESearch (PROGRES) regisztert, mely a szomatrogon kezelés hossztava hatasossagat és
biztonsagossagat hivatott monitorozni.

A minimalisan sziikséges kezelési idé/betegszam kiszamitasa a pivotalis vizsgalat non-
inferiorités jellege miatt klinikailag nem relevans, a vizsgalat statisztikai ereje nem terjedt ki
a szomatrogon ¢és a szomatropin szamszerl Osszehasonlitdsara, és igy a szuperioritds
tesztelésére sem.

4.3. Az egészség-gazdasagtani elemzésben felhasznalt klinikai bizonyitékok

Az egészség-gazdasagtani elemzésben a magassag-ndvekedését jellemzd hatasossagi adatok
a pivotalis, fazis III-as, a szomatrogonnak a szomatropinnal szembeni non-inferioritasat
igazol6 klinikai vizsgalat eredményei mellett (CP-4-006) az els6 évet kovetden Ranke és mtsai
2010-es, a KIGS adatbazison végzett elemzésébdl szarmaznak.

A terapia-megszakitasi ratat és az adherenciat jellemz6 adatok részletesen be nem mutatott
real-world elemzésekbdl szarmaznak.

A testmagassaggal Osszefiiggd életmindséget jellemzd hasznossdgi mutatok a szomatropin
NICE elemzésébdl szarmaznak (TA188).
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5. Egészség-gazdasagtani bizonyitékok dsszefoglalasa
5.1. Egészség-gazdasagtani elemzés célja és tipusa

A tarsadalombiztositdsi tamogatéasi kérelemhez egy koltség-hasznossagi tipusu teljeskorii
gazdasagi eclemzés késziilt, melyben a heti adagolasu névekedési hormon (szomatrogon)
terapia a napi adagolasu (szomatropin) készitményekkel keriil 6sszevetésre, olyan 3 évesnél
idésebb gyermekek és serdiilok kezelésében, akik a névekedésihormon elégtelen szekrécidja
miatti novekedési zavarban szenvednek. A gazdasagi elemzés alapja egy globalis egészség-
gazdasagtani modell hazai koriillményekre adaptalt valtozata. Az elemzés 1 éves ciklusokban
15 éves iddtavval, tehat a betegkor életkorat is figyelembe véve a csontok teljes éréséig tartoan
szamol.

A gazdasagi elemzést a forgalomba hozatali engedélyben is szerepld, a Szomatrogon
torzskonyvezo vizsgalatdnak mintdjat alapul véve készitették el.

5.2. Egészség-gazdasagtani elemzés bemeneti paraméterei és feltételezései

Az elemzésben vizsgalt eljarasok hatdsossagi adatainak bemeneti adatai a heti és a napi GH-t
Osszevetd non-inferioritasi vizsgalatbol és szakirodalmi adatokbol, a HtSDS-el és a beadas
gyakorisagaval 6sszefliggd hasznossagi adatok szekunder forrasokbdl szarmaznak. A terapia
megszakitdsi rata amerikai adatbazis alapjan keriilt meghatdrozdsra. A napi adagolast
novekedési hormonok 1-3. évi adherencidja real-world adatokbdl szarmazik, tovabba azt
feltételezték, hogy az adherencia atlagos csokkenése a negyedik évet kdveten az el6z6 3 év
csOkkenésének atlaga. A gyogyszeres kezelés koltségei hazai, finanszirozoéi adatforrasokbol
szarmaznak.

5.3. Egészség-gazdasagtani elemzés eredménye és értékelése

A Kérelmezd altal készitett egészség-gazdasagtani elemzés a Szomatrogon terapia esetében
tobblet-egészségnyereséget (0,24 QALY) ¢és magasabb varhato koltségeket (XXX Ft)
szamszeriisit a napi adagolasu GH komparatorral szemben az alapesetben bemutatott 15 éves
idétavon. Ennek megfeleléen a szomatrogon terapia alapesetben szamitott ICER-e (XXX
Ft/QALY) alacsonyabb, mint a ritka betegségek esetén relevans, a vizsgalt készitményre
vonatkoz6, az egy fore juto GDP hdromszorosiban meghatarozott kiiszobértéke (XXX
Ft/QALY).

A szomatrogon terapia altal elért tobblet-egészségnyereség forrdsa dontden a heti adagolas
esetén feltételezett jobb adherencia; a varhatd tobblet-koltségek forrasa pedig dontden a
szomatrogon gyogyszer akvizicids koltségei.
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6. Betegszam ¢és koltségvetési hatds nagysaga
6.1. Becsiilt betegszam

A Kérelmezd a betegszam becslésére egy retrospektiv finanszirozasi adatbazis-elemzést
alkalmaz, valamint figyelembe veszi a szakért6i véleményeket is, mely alapjan az ujonnan
kezelt betegek szama a szomatrogon terapia esetében az 1., 2., 3., és 4. év végére 25, 35, 40
¢s 40 fore tehetd. A Kérelmezo véleménye alapjan a kérelmezett terapia valasztékbovito lehet,
igy a becslés magaban foglalja az 0j betegeket és a terapiat valto betegeket is. Feltételezésiik
szerint a masodik év végére 0sszesen 100 beteg fog atterelddni a szomatrogon terapidra.

6.2. Az dsszehasonlitasra keriil6é terapiak koltsége

A szomatropin hatdéanyag tartalmt készitmények esetén a WHO DDD alapjan tortént a DOT
szamitas, a szomatrogon esetében a torzskonyvezO vizsgalatban szereplé adagolas rend
alapjan hataroztdk meg a DOT-ot.

2. tablazat: A szomatrogon gyégyszerkészitményeinek koltségei

Készitmény neve Becsiilt DOT Termeloi ar Brutt(,). . , Kle,m.e.l.t
fogyasztoi ar tamogatasi 0sszeg

Ngenla 24 mg 1,2 ml 1x 13,09 XXX Ft XXX Ft XXX Ft

Ngenla 60 mg 1,2 ml 1x 32,73 XXX Ft XXX Ft XXX Ft

Forras: TéF sajat szerkesztés a benyujtott kérelem alapjan

3. tablazat: A napi adagolasi novekedési hormon komparator kosar koltségei

Készitmény neve WHO DOT Termeldi ar Brutt(’r)' , Kleme.l.t tdmogatdsi
DDD fogyasztoi ar 0sszeg

Genotropin I2mgporés | 5N | g5 | XXXFt | XXXFt XXX Ft
olddszer old. Injekcidhoz
Humatrope 36 NE (12mg) | 5 Nyg | 18 | XXXFt | XXX Ft XXX Ft
injekcié patronban
Norditropin Nordiflex 10 | =5 \e | 45 | XXX Ft | XXXFt XXX Ft
mg/1,5 ml oldatos injekcid
Omnitrope 10 mg/1,5 ml 2NE | 15 | XXXFt | XXXFt XXX Ft
oldatos injekcid patronban
Saizen 8 mg/mi oldatos 2NE | 18 | XXXFt | XXXFt XXX Ft
injekcid patronban

Forras: TéF sajat szerkesztés a benyujtott kérelem alapjan
6.3. Koltségvetési hatas

A kasszahatds elemzésben tdmogatotti aron szamoltak az EU ponton valé tdmogatisnak
megfeleléen. A komparator készitmények esetében alkalmazott piaci megoszlasok a 2021.07 .-
2022.06. kozotti idészak DOT forgalmi adatai alapjan keriiltek meghatarozasra.

Uj betegek esetén a Kérelmez6 altal vart, listadron szamitott, a szomatrogon terapia Gsszegzett
bruttd koltségvetési hatdsa XXX, XXX, XXX, XXX Ft a befogaddi dontést koveto 1., 2., 3.,
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4. évben. A napi GH komparatorok koltségeit is figyelembe vevo nettd koltségvetési hatas
XXX Ft.

A terdpiat valto betegek esetén a szomatrogon terapia 0sszegzett bruttd koltségvetési hatdsa
XXX, XXX, XXX és XXX Ft a befogadoi dontést koveto 1., 2., 3., 4. évben. A napi adagolast
novekedési hormon terapia koltségeit is figyelembe vevd nettd koltségvetési hatas XXX,
XXX, XXX és XXX Ft.

7. A benyujtott elemzés limitaciol
7.1. Orvosszakmai limitaciok

A klinikai tobbleteldnyt érintd limitaciok:

Az elemzés legfobb limitacidja, hogy a klinikai vizsgalatok a szomatrogonnak a
szomatropinnal szembeni non-inferioritasat voltak hivatottak igazolni, igy eredményeikbdl
klinikai tobbletelény a ndvekedési sebesség végponton definicidszerlien nem igazolhato.

Az elemzésben felhasznalt real-world adatok forrasai nem kertiltek részeletesen bemutatasra
(adherencia, kezelés-megszakitasi rata), és nem visszakovethetok a benyujtott dokumentaciod
alapjan.

A benyujtott elemzésben a tobblet-egészségnyereség forrasa nem a ritkabb adagolasbol és igy
a kevesebb injekciobol eredeztethetd életmindségbeli javulasbol, hanem az adherencia és a
kovetkezményes novekedési sebesség kiilonbségébdl szarmazik, azonban utdbbi elényok
klinikai adatokkal nem megalapozottak. A pivotalis vizsgalatok kontrollalt jellegéb6l adoddan
az adherencia mindkét kezelés esetén magas volt, azonban a valds életbeni adherencia
kiilonbségek ezekbdl az adatokbol nem kovetkeznek, az adherencia elény forrdsa nem
beazonosithato.

A hosszabb tavu, real-world adatokkal valé 6sszehasonlitdsok eredményeit a szomatrogonnal
kezelt betegek alacsony elemszdma jelentds bizonytalansaggal terheli.

Az indikacios kort érintd limitaciok:

Az Ngenla kezelés hosszutava hatdsossagarol és biztonsagossagardl nem érhetdk el adatok,
az erre tervezett tovabbi vizsgalatok folyamatban vannak, az EMA engedélyezést kovetd
biztonsagossagi vizsgalat elvégzését javasolta.

Az Ngenla hatasossagat és biztonsagosagat nem vizsgaltak 3 ¢év alatti és egyéb (nem
hipopituitaer) okbdl novekedési zavarban szenvedd (pl. veseelégtelen, Turner szindromas)
betegeknél.

A 12-18 éves gyermekek és serdiilok esetében a klinikai hatasossag megitélése extrapolacion
alapult.

7.2. Egészség-gazdasagtani limitaciok

Az egészség-gazdasagtani elemzés legfontosabb limitdcidja, hogy a szamszerisitett
adherencia elényt a rendelkezésre allo klinikai evidenciak (non-inferioritasi vizsgalat) nem
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tamasztjak ala. Az azonositott limitacid jol szamszerlisithetd, az egészségnyereséget
befolydsold bizonytalansagi tényezd, melynek hatdsa nem jelentds.

A modell nem teszi lehetdvé az €letkor szerint rétegzett adherencia bemutatasat, konzervativ
modon azt feltételezi, hogy a modellezett korosztalyokban az adherencia megegyezik. Az
azonositott limitacidé nem szadmszerisithetd, az egészségnyereséget befolyasold tényezo,
melynek hatasa valoszintileg nem jelentds.

A hatasossagban mutatkoz6 ekvivalencia igazoldsara iranyuld klinikai bizonyitékok alapjan
felmeriil, hogy az egészség-gazdasagtani elemzés valasztott tipusa nem megfeleld,
alapesetben koltség-minimalizaciés elemzés is indokolhato lenne.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitdcidja, hogy a komparator készitmények
indikacids kore tagabb, mint az Ngenla esetében. A publikus forgalmi adatokbdl vald piaci
megoszlas, illetve a terapiat valto betegek aranyainak szamitasa soran nem tortént meg a
szukités. Az azonositott limitaciot a NEAK adatkérésiink alapjan szamszerusitettiik és
tablazatos formaban bemutattuk.

A Kérelmezd nem vette figyelembe a nem vart eseményeket sem a koltség oldalrol sem az
egészségnyereség szamszerlsitése sordn. Az azonositott limitdcid nem szdmszeriisithetd,
hatéasa valdsziniileg nem jelentds.

8. Nemzetkozi kitekintés

A NICE értékelése folyamatban van, publikacios daitum nem érhetd el.

A HAS aterapia klinikai értékét jelentdsnek itélte meg (SMR: Important), azonban hozzaadott
értéket nem A4llapitott meg (ASMR: V). Az alabbi tényezOket vették figyelembe: a
szomatropinnal szemben a magassag-novekedés sebességében igazolt noninferioritds, a
szomatropinhoz képest kedvezObb adagolds, azonban gyakoribb injekcids reakcidk és
immunogenitas, a magasabb IGF-1 szintek hatasa a daganat-képzOdésre €s a cukor-haztartasra
hossztavon nem ismert.

Az ir NCPE ¢s a skot SMC gyorsitott értékelés alapjan befogadasra javasolta.

Az IQWiG a gyogyszer orphan statusza miatt a klinikai tobbletelényt igazoltnak talalta, és
csak a kezelésbe vonhatd betegek szamanak becslését végezte el. Ezt a G-BA dontése
jovahagyta, azonban a klinikai tobbleteldny mértékét nem megallapithatonak véleményezte.

A CADTH befogadésra javasolta, azzal a feltétellel, hogy nem keriilhet tobbe, mint a
legkevésbé koltséges tamogatott szomatropin kezelés. Azonos ndvekedési sebességet
feltételezve a sziikséges arcsokkentés mértéke 50 000 $/QALY kiiszob mellett 11%.

9. Konkluzid

A klinikai bizonyitékokon alapuld tobbletelény mértékének TEF altal javasolt besoroldsa
szerint a szomatrogon terapia nyujtotta a klinikai tobbletelény megléte nem igazolhaté a
szomatropin komparatorhoz viszonyitva, a Klinikailag relevansnak tekinthetd
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testmagassag éves valtozasa (novekedési sebesség, HV) végponton. Ezt kézepes evidencia
szintl, nyilt elrendezésli vizsgélatbdl szarmazo klinikai bizonyitékok tdmasztjak ala.

A Kkérelmezett készitmény nem tekinthetd hidnypotlonak, azonban az adherencia-
problémakkal kiizdo betegek esetén tobbletelonyt nyujthat a jelenlegi terapiakhoz képest, a
heti egyszeri adagolds a napi injekcidkhoz képest kényelmi szempontbol eldnydsebb lehet.

A rendelkezésre 4all6 egészség-gazdasagtani bizonyitékok alapjan a szomatrogon
alkalmazaséaval tobbletkoltség és tobblet-egészségnyereség szdmszerisitett a napi adagolast
GH komparatorokkal szemben, azonban a koltség-hasznossagi elemzés az igazolt klinikai
tobbletel6ny hianyaban nem tekinthetd megfeleléen megalapozottnak. A benyujtott elemzés
alapjan a napi adagolast novekedési hormon komparator kosarral szemben a technologia
hazai koriilmények kozott a kérelmezett listadron koltséghatékony. A Technologia-értékeld
Foosztaly a kérelmezdi alapesetnél konzervativabb, alternativ alapesetében a szomatrogon
nem bizonyult koltséghatékonynak a GH komparatorokkal szemben. A kdoltséghatékonysag
igazolasdhoz a termeldi ar XXX %-os csokkentése sziikséges. Tovabba a T¢F megvizsgalta a
koltségminimalizacid  igazolasahoz  sziikséges  arcsokkentést is. Az  Ngenla
tarsadalombiztositasi tAmogatdsba vétele egyértelmilien tdmogatdskidramlast eredményez a
finanszirozo részére.

A terapia HTA szempontbol torténd megitéléséhez és igy a tarsadalombiztositdsba torténd
befogadasahoz a Kérelmezo részEérdl tovabbi egészség-gazdasagtani elemzés elkészitése lehet
szlikséges.

Jelen beadvany kovetkeztetéseinek dontéshozatali célu felhasznéalhatosaga korlatozott az
alabbi okok miatt:

- avalos életbdl szarmazo hatdsossagi adatok a beadvanyban nem keriiltek részletesen
bemutatasra, azok forrasai nem minden esetben visszakovethetok;

- aszomatrogon kezelés hatasossagarol és biztonsagossagardl nem allnak rendelkezésre
hossztavl adatok, azok gytijtése a Pfizer PROGRES regiszterében elkezd6dott;

- a szomatrogon indikacios kore szlikebb, mint a jelenleg tamogatott szomatropin
készitményeké, igy a terapiat valto betegek szdma bizonytalansaggal terhelt.
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