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1. Kérelem targya

A kérelem az Agamree 40 mg/ml belsdleges szuszpenzié, 1x100 ml készitmény
tarsadalombiztositasi timogatasba torténd felvételére iranyul.

A kérelmezO a nevezett termék tételes tamogatasat kéri a kovetkezo uj, 1étesitésre javasolt
indikécioban:

Az Agamree 4 éves és idosebb betegek szamara javallott a Duchenne-féle izomdystrophia
(DMD) kezelésére.

A készitmény hatoanyaga, az HO02AB18 ATC-k6édi vamorolon hatdéanyag, mely jelenleg nem
tdmogatott 1) hatdanyag a tamogatasi kategoridban.

A Agamree 40 mg/ml belséleges szuszpenzié készitmény alkalmazasi eldirdsaban szerepld
terapias javallata megegyezik a kérelmezett indikacioval.

A kérelem PICO struktarajat az 1. tablazat mutatja.
1. tdblazat: A kérelmezett indikacidé PICO strukturaja

Populacio Beavatkozas Komparator Végpont
Kérelmezett Duchenne-féle vamorolon e prednizon 0,75 mg/kg/nap | TTSTAND-sebesség,
indikacio izomdisztrofidban | 6 mg/kg/nap; Ix 6MWT, TTRW-
alapjan (DMD) szenvedd, o deflazakort 0,9 mg/kg nap | sebesség,
definialt 4 éves vagy annal Ix biztonsagossag
idésebb betegek
Orvosszakmai | Duchenne-féle vamorolon VISION-DMD: TTSTAND-sebesség,
bizonyitékok | izomdisztrofidban | 6 mg/kg/nap; « prednizon 0,75 mg/kg/map | 6MWT, TTRW-
alapjan (DMD) szenvedd, | 2 mg/kg/nap 1x sebesség,
definialt 4 éves vagy annal e placebo biztonsagossag
id6sebb betegek
Indirekt 6sszehasonlitas: TTSTAND-sebesség,
e prednizon 0,75 mg/kg/nap | 6MWT, TTRW-
Ix sebesség, NSAA
o deflazakort 0,9 mg/kg nap | sszpontszam
1x
Egészség- A kérelmezett vamorolon e prednizon TTSTAND-sebesség,
gazdasagtani | indikacioval 6 mg/kg/nap; 0,75 mg/kg/map 1x QALY, ICER,
elemzésben megegyez0 2 mg/kg/nap o deflazakort CUA
szerepld 0,9 mg/kg nap 1x

Forras: T¢F sajat 0sszeallitas a benyujtott dokumentacié alapjan

2. A kérelmezett indikacioban alkalmazhato és elérhetd kezelési alternativak

2.1. A kérelmezett indikacioban alkalmazhat6 kezelések
Az UpToDate szakmai portal és az EURO-NMD iranyelvei alapjan:

Betegségmodositd kezelés: prednizon/prednizolon vagy deflazakort, vamorolon (Grade 2B),
amelyet ¢lethosszig javasolt folytatni, amennyiben stlyos mellékhatasok nem Iépnek fel.

Génterapias készitmények: eteplirsen, golodirsen, viltolarsen, ataluren; néhany orszagban
elérhetd. Fokozzék a disztrofin expresszidjat, azonban klinikai eldnyiik még nem bizonyitott
egyértelmiien.
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Hiszton-deacetilaz inhibitor: givinosztat. 2024 marciusaban engedélyezte az FDA a Duchenne-
izomdisztrofia (>6 év) kezelésére. Eldzetes vizsgalatok lassabb betegségprogressziot jeleznek,
de hatdsossaga tovabbi megerdsitést igényel.

Multidiszciplindris ellatds a betegség progresszidja és a gyogyszeres kezelés mellékhatasai
kovetkeztében: rehabilitacid, egészségmegdrzés, endokrin terapia, gasztrointesztinalis,
1égzdszervi és kardioldgiai ellatas, csont- és osteoporosis-kezelése.

Hazai érvényben 1év6 iranyelv, valamint finanszirozasi eljarasrend nem all rendelkezésre a
DMD kezelését és diagnosztizalasat illeten.

2.2.A kérelmezett indikacioban hazai koriilmények kozott elérhetd kezelések

Hazai koriilmények kozott a prednizon €s a deflazacort indikéacion tul (Emflaza és a Deflazacort
XGX Pharma alkalmazasi eléirasaban szerepel a DMD terapias indikacio, Deflazacort Sanofi,
Calcort 6 mg nem tartalmazza a DMD-re vonatkozo terapids javallatot), a givonosztat pedig
egyedi méltanyossag keretében elérheto.

Az Emflaza USA-ban elérhet6, 2017 februarjaban keriilt engedélyeztetésre az FDA altal,
kezdetben 5 éves kortdl javasoltdk a DMD kezelésére, majd 2021-t6] mar 2 éves kortdl is
alkalmazhatd. Deflazacort XGX Pharma 6 mg és 30 mg a kdvetkezO orszagokban elérheto:
Dénia, Finnorszag, Svédorszag, Hollandia, Norvégia.

3. Komparatorvalasztas

A Kérelmezd koltséghasznossagi elemzésében a prednizon és a deflazakort kezelések a
komparator terapiak.

A Kérelmezd komparator-valasztdsa a szakmai iranyelvek, ¢és a klinikai gyakorlat
figyelembevételével megfeleld azonban az aldbbi limitaciokkal terhelt: a prednizon és a
deflazakort alkalmazasa a kérelmezett indikacidban off-label.

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

4.1.Relativ hatasossag

A rendelkezésre allo indirekt Osszehasonlitisban a magassagot vizsgald biztonsagossagi
végpontban tobbleteldny igazolddott a vamorolon estében a komparatorokkal (prednizon,
deflazakort) szemben, ennek hossztavu klinikai jelentdsége nehezen megitélhetd.

2. tablazat: Az indirekt 6sszehasonlito elemzés dsszefoglald tablazata
VISION-DMD VS. FOR-DMD (data on file)

Jellemz6i indirekt entropia-sulyozott 6sszehasonlitds

Célja vamorolon 0Osszevetése a Duchenne-szindromaban alkalmazott klasszikus
kortikoszteroidokkal (prednizon, deflazakort).

Populacio VISION-DMD: fit betegek, akik vamorolont kaptak (6 mg/kg/nap vagy 2
mg/kg/nap).

FOR-DMD: bevalasztasi kritériumok — genetikailag igazolt DMD, életkor 4—
<7 év, 6nallo jaras, TTSTAND <10 mp.

Vizsgalati karok | « vamorolon 6 mg/kg/nap: n=XX {6
« prednizon 0,75 mg/kg/nap: n=XX {6
« deflazakort 0,9 mg/kg/nap: n= XX f0.
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Végpontok F6 06sszehasonlitas: TTSTAND-sebesség, 6MWT, TTRW-sebesség, NSAA
0sszpontszam:

e Vamorolon 6 mg/kg/map (VISION-DMD) vs. prednizon 0,75
mg/kg/nap és deflazacort 0,9 mg/kg/nap (FOR-DMD).
Kiegészitd elemzés
e Vamorolon 2 mg/kg/nap (VISION-DMD) vs. intermittalo prednizon
0,75 mg/kg (10 nap on/10 nap off, FOR-DMD).
Eredmények Az 1 éves kezelési periddust tekintve a vizsgalt végpontokat figyelembe véve
az indirekt entropia-sulyozott elemzés nem mutatott szignifikans kiilonbséget
a vamorolon (6 mg/kg/mnap) ¢és a standard kezdd dozist klasszikus
kortikoszteroidok (prednizon, deflazakort) hatasossaga kozott a Duchenne-féle
izomdisztrofiaban szenved6 fingyermekeket tekintve.

Biztonsagossag Az antropometriai adatok Osszevetése alapjan a vamorolon kevésbbé csokkenti
a novekedést, szemben a klasszikus kortikoszteroidokkal. Bar mindharom
kezelés novelte a testsuly- és BMI z-értékeket.

Egyéb biztonsadgossagra vonatkozo osszehasonlitd elemzés nem tortént.

Eletmin3ség Az indirekt dsszehasonlitas soran nem vizsgaltak az életmindségre vonatkozo
végpontokat.
Megjegyzés A direkt (VISION-DMD) 6sszehasonlitas alapjan (vamorolon 6 mg/kg/nap vs.

prednizon 0,75 mg/kg/nap) a vamorolon karon kisebb aranyban fordult el6 a
magatartasra vonatkozo nemkivanatos mellékhatas.

A vamorolon karokon a prednizonhoz képest alacsonyabb aranyban fordultak
el6 a kovetkezd kezeléshez kotheté nemkivanatos hatasok:

» magatartasi zavarok (prednizon vs vamorolon 1,08-0,51; A=52,8%)

» gasztrointesztindlis panaszok (prednizon vs vamorolon 0,72-0,60;
A=16,7%)

o Cushingoid-tiinetek;

A VISION-DMD-ben vizsgalt PRO-k (PODCI, TSQM) és izomerdsség

végpontok esetében: nem volt szignifikans kiillonbség a vamorolon és a placebo

karok kozott.

A DMD-ben szenveddé fiigyermekek esetében eleve alacsonyabb z-score
figyelhetd meg a testmagassidgot illetden Osszevetve az egészséges
populacioval, amely a betegség elorehaladtaval csokken a szteroiddal nem
kezelt betegek esetében is.

FOR-DMD vizsgalatba bevont betegek életkora: 4—<8 év

Az abszolut kockazat-csokkenést jellemzé minimalisan sziikséges betegszam kiszamitdsa a
klinikai tobbletelony meglétének nem igazolhat6 volta miatt nem relevans,

4.2. Az egészség-gazdasagtani elemzésben felhasznalt klinikai bizonyitékok

Az egészség-gazdasagtani elemzésben részben az aktiv- €s placebo-kontrollalt pivotalis
VISION-DMD vizsgalat adatai, részben a VISION-DMD ¢és a FOR-DMD Kklinikai vizsgalatok
indirekt 6sszehasonlitasabol szarmazo6 eredményei keriiltek felhasznalasra.

5. Egészség-gazdasagtani bizonyitékok 0sszefoglalasa
5.1.Egészség-gazdasagtani elemzés célja és tipusa

A tarsadalombiztositdsi tdmogatdsi kérelemhez egy koltség-hasznossagi tipusu teljeskorii
gazdasagi elemzés késziilt, melyben a vamorolon terépia alapesetben a deflazakort és prednizon
terapiakkal keriilt 0sszevetésre. A gazdasagi elemzés alapja egy globalis egészség-gazdasagtani
modell hazai koriilményekre adaptalt véaltozata. Az elemzés 1 honapos ciklusokban 72 éves
2025. szeptember 24.
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idotavval, tehat a modellezett populacié atlagéletkorat (4,6 év) is figyelembe véve a varhato
¢lettavon tul szdmol.

A gazdasagi elemzést a forgalomba hozatali engedélyben is szerepld VISION-DMD vizsgalat
mintdjat alapul véve készitették el.

5.2. Egészség-gazdasagtani elemzés bemeneti paraméterei €s feltételezései

Az elemzésben vizsgélt eljarasok hatasossagi adatainak bemeneti adatai a vamorolon
hatéanyagot a placeboval, valamint a deflazakort hatéanyagot a prednizonnal Osszevetd
VISION-DMD ¢s FOR-DMD vizsgalatokbol, a hasznossagi adatok irodalmi forrasokbol, az
er6forras-felhasznalasi mintdzatok finanszirozoi adatbazis-elemzésekbdl és szakirodalmi
forrasbol szadrmaznak. A tovabbi gyogyszeres kezelés koltségei hazai, finanszirozoi
adatforrasokbol szarmaznak.

5.3. Egészség-gazdasagtani elemzés eredménye ¢és értekelése

A Kérelmezd altal készitett egészség-gazdasagtani elemzés nem alkalmas dontéselOkészitési
célra torténd felhasznalasra, mert az azt megalapoz6 egészség-gazdasagtani modellben a
vamorolon karon az 5. ciklustdl kezdve a modellezett betegek Gsszesitett szama alacsonyabb,
mint a kiindulasi betegszam. Ennek oka, hogy a ,,7a (Onellatdsra nem képes, éjszakai
1¢legeztetést igényel)” egészségi allapotban nem kertiltek elszamolasra azok a betegek, akik a
korabbi ciklusban is mar ebben az allapotban voltak.

6. Betegszam ¢és koltségvetési hatas nagysaga
6.1. Becsiilt betegszam

A Kérelmezd a betegszdm becslését epidemioldgiai és szakirodalmi adatokra, valamint
feltételezésekre alapozza, mely alapjan a teljes kezelt betegszam az Agamree terapia esetében
az 1., 2., 3., és 4. év végére 43, 47, 52 és 58 fore tehetd. Ez 40%, 41,5%, 44% és 47%-o0s piaci
részesedést jelentene a Kérelmezo szerint.

6.2. Az 6sszehasonlitasra keriil6 terapiak koltsége

A koltségvetési hatds elemzésben az Agamree listadron szamitott kiszerelésenkénti brutto
nagykereskedelmi ara XXX Ft, atlagos éves koltsége XXX Ft az incidens (¢életkor: 4,6-7,6 év;
testsuly: 16,2-22,9 kg) és XXX Ft a prevalens populacidban (életkor: 10,6-13,6 év; testsuly:
31,4-43,0 kg), mivel a vamorolon adagolasa testsulyfiiggd. A komparator prednizon és
deflazakort terapidk koltsége évente XXX Ft — XXX Ft.

A TEF felhivja a figyelmet, hogy a Kérelmezd hibas dsszeggel szamolt a Prednisolon-Richter
5 mg tabletta, 100x esetén mind a modellben, mind a koltségvetési hatas becslése soran.

A TEF tovabba megjegyzi, hogy a deflazakort arat a Kérelmezé a Norvégidban érvényes
referenciadr alapjan hatarozta meg.

6.3.Koltségvetési hatas

A Kérelmez6 altal vart, tdmogatott aron szamitott, az Agamree terdpia Osszegzett bruttd
koltségvetési hatdsa XXX millidrd, XXX milliard, XXX milliard és XXX milliard Ft a
befogaddi dontést kovetd 1., 2., 3., 4. évben. A prednizon és deflazakort komparatorok
koltségeit is figyelembe vevd nettd koltségvetési hatds XXX milliard, XXX millidrd, XXX
millidrd és XXX milliard Ft.
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A Technologia-értékeld Foosztaly megjegyzi, hogy a koltségvetési hatds becslése soran a
Kérelmezo nem szamolt doziscsokkentéssel egyik vizsgalt hatéanyag esetében sem.

7. A benyujtott elemzés limitacioi
7.1.0rvosszakmai limitaciok

A relativ hatasossagi adatok indirekt Osszehasonlitasb6l szarmaznak, az elemzés
komparatoraival szemben a TTSTAND-sebesség, TTRW-sebesség, 6MWT, NSAA,
biztonsadgossag végpontokon (kivétel a testmagassag) szignifikans kiilonbség nem
tapasztalhatd, igy a klinikai tobbletelény megléte nem igazolhato.

Az elemzésben megfigyelt kiillonbségek a vamorolon €s a klasszikus kortikoszteroidok kozott
statisztikai bizonytalansaggal terheltek. A kiillonbségek nagysaga tobbnyire a minimalisan
klinikailag jelentds eltérés kiiszobértéke koriil mozgott, szdmos esetben pedig az alatt maradt.
Ez arra utal, hogy a nullhipotézis nem zarhato ki egyértelmiien, tehat bizonytalan, hogy a mért
eltérések valoban elérik-e a klinikai szempontbol relevans mértéket.

Az indirekt Osszehasonlitas soran a p-értékekre nézve nem tortént korrekcid a tobbszoros
Osszehasonlitds okan, igy egyes ,,szignifikans” eredmények véletlenszeriiek is lehetnek. I tipusa
hiba kockazata fennall.

Az indirekt 6sszehasonlitas soran a PRO végpontokra nem tortént dsszehasonlitod elemzés.

A vamorolon hosszutava biztonsagossaga és a testmagassagra gyakorolt pozitiv hatisa az
adatok hianyanak okan nem bizonyitott.

Az indirekt 0sszehasonlitds soran az antropometriai adatokon kiviil egyéb biztonsdgossagra
vonatkoz6 végpontban nem tortént dsszevetés. A kérelemben szerepld a 6.3.1.4. részben
bemutatott a nemkivanatos eseményeket tartalmazo 6sszehasonlitd tablazatok (15. és 16. sz.
tablazatok) forrdsa nem ismert és a data on file publikécioban sem taldlhat6 meg.

A VISION-DMD ¢és a FOR-DMD vizsgélok interim analizisei eltérd idépontokban zajlottak
(VISION-DMD: 12, 24, 48 hét vs. FOR-DMD: 26 ¢és 52 hét), A VISION-DMD vizsgalatban a
vamorolonnal torténd kezelés és kovetési id6 rovidebb idétartamu volt, mint a FOR-DMD
vizsgalatban a prednizon és a deflazakort terapidk kezelési idéintervalluma.

A VISION-DMD esetében a vizsgalat a COVID-19 pandémia idején zajlott, ezért azoknal a
betegeknél, akik nem tudtak személyesen megjelenni online tortént a vizsgalat.

A VISION-DMD vizsgalatban a kis betegszam ¢€s az alkalmazott vizsgalati elrendezés torzitasi
kockézatot hordoz, ezért a relativ hatdsossagra és biztonsdgossagra vonatkoz6 kovetkeztetések
bizonytalansagot hordoznak.

A VISION-DMD vizsgélatban valtozas tortént a masodlagos végpontok sorrendjén. A 48. hétre
vonatkoz6 hatékonysagi elemzésekre nem tortént korrekcio, igy az ott kapott p-értékek feltaro
jelleglinek tekintendok.

A VISION-DMD vizsgalatban nem vizsgaltak a FVC (%) végpontot, szemben a FOR-DMD
vizsgalattal, ahol az elsddleges végpontok kozott szerepelt.

Nincs konszenzus az optimalis alkalmazandé szteroid adagolast illetden a DMD kezelésében.
A teréapia soran alkalmazott dozisokat az egyénre szabottan hatarozzék meg.

A FOR-DMD esetében 4-<8 éves betegek kertiltek bevonasra, mig a VISION-DMD esetében
4-<7 éves betegek.

2025. szeptember 24.
Regisztracios szam: TEF/116/25
5. oldal



N NG ‘( K 1135 Budapest, Szabolcs u. 33.
Tel: (1) 8869-300 / 442
NEMZET| NEREGESZSEGUGY] E-mail: teiadmin@nngyk.gov.hu
ES GYOGYSZERESZETI KOZPONT
Technoldgia-Ertékelé Féosztaly Web: https://nngyk.gov.hu/

A FOR-DMD vizsgalatban megengedett volt a biszfoszfonatok alkalmazasa ellentétben a
VISION-DMD vizsgalattal.

A FOR-DMD vizsgalat eredetileg 300 beteggel indult (100/csoport), ami >80%-os statisztikai
erét biztositott ~0,5 SD kiilonbség kimutatasara az elsddleges végpont legaldbb két
komponensében. A 2015 jaliusaban, 90 f6 12 honapos kdvetése utdn végzett interim elemzés
soran a lassu toborzas ¢és a harom elsddleges végpont kozotti gyenge korrelacid (0<r<0,25)
miatt a sziikséges mintanagysagot 225 fore csokkentették a biztonsagi és adatmonitorozo
bizottsag jovahagyasaval.

A FOR-DMD vizsgalatban az eredeti ,,felallasi id6” végpontot a kdvetés lezarulta utan, de az
adatbazis zarolasa és vakositas feloldasa eldtt modositottak, hogy kezelni lehessen a padlorol
felallni mar nem képes résztvevok adatait.

Az NSAA végpont a VSION-DMD klinikai vizsgalatban kezdetben mésodlagos végpontként
szerepel, majd feltaré végpontként tiintették fel a végsd adatelemzések soran. A FOR-DMD
vizsgalatban ugyancsak masodlagos végpontként szerepel az NSAA végpont.

A kérelmezett indikécio a 4 éves és annal iddsebb betegpopulaciora terjed ki. Ugyanakkor nem
allnak rendelkezésre klinikai vizsgalati adatok 8 évesnél idosebb korcsoportbol, €s nem ismert,
hogy a vamorolon hatéanyag milyen biztonsagi ¢€s hatasossdgi profillal rendelkezik
pubertaskorq, illetve annal id6sebb fiugyermekek esetében.

7.2 .Egészség-gazdasagtani limitaciok

Az egészség-gazdasagtani elemzés legfontosabb limitacioja, hogy a ,,7a (onellatasra nem képes,
¢jszakai I1¢legeztetést igényel)” egészségi allapotban nem kertiltek elszamolasra azok a betegek,
akik a korabbi ciklusban is mar ebben az allapotban voltak. Emiatt az egészség-gazdasagtani
modellben a vamorolon karon az 5. ciklustol kezdve a modellezett betegek 0sszesitett szama
alacsonyabb, mint a kiindulasi betegszam. Ezaltal a benytjtott egészség-gazdasagtani modell
(és ennél fogva az erre alapozott egészség-gazdasagtani elemzés) dontés-elokészitési célu
felhasznalasra nem alkalmas.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a Kérelmezé az elemzésben
figyelembe vette a gondozokra harul6 terhet és az ezzel 9sszefliggd hasznossagesokkenést is.
Az egészség-gazdasagtani elemzésben a beteget gondozdok életmindség csokkenése egy jol
szdmszerlsithetd, az egészségnyereséget befolyasolo bizonytalansagi tényezd, mely jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a Kérelmezd a vamorolon esetén
stop szabalyt alkalmazott, a betegek csak az ¢jszakai 1€gzéstdmogatas elkezdéséig kaphatnak
kezelést, mig a komparatorok esetén a terapia élethosszig tart. A vamorolon alkalmazasi
eldirdsa nem hatarozza meg a terdpia idOtartamat, valamint kitér arra, hogy a készitmény
enterdlis tdpszondan keresztiil is adagolhatd. Az egészség-gazdasigtani elemzésben a
vamorolon kezelés esetén alkalmazott stop szabaly egy jol szamszertisithetd, az inkrementélis
koltségeket és az egészségnyereséget is befolyasold bizonytalansagi tényezd, mely jelentOs.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a modellben minden karon
doziscsokkentéssel szamolt a Kérelmezo, azonban a vamorolon esetében nem tamasztotta ala
az alkalmazott csokkentett dozist, és annak életmindségre gyakorolt hatasat. A komparator
karokon a doziscsokkentés hatasara megvaltoznak az egyes egészségi allapotok kozotti
atmeneti valdsziniiségek értékei, mig a vamorolon karon a maximalis dozis és a csokkentett
dozis esetén is azonos atmeneti valdszinliségeket hasznaltak. A vamorolon karon a
doziscsokkentés hatdsara csak a mellékhatdsok aranya csokken, melyet a Kérelmez6 a FOR-
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DMD Kklinikai vizsgéalatban a prednizon napi és intermittdld adagolds mellékhatasokra
vonatkoz6 hatasbeli kiilonbség alapjan becsiilt. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a
vamorolon doéziscsokkentése egy jol szamszeriisithetd, az inkrementalis koltségeket €s az
egészségnyereséget is befolydsold bizonytalansagi tényezd, mely jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a deflazakortnak nincsen publikus
ara, a Kérelmez6 a Norvégiaban érvényes referenciadr alapjan hatarozta meg a szdmitasaihoz
hasznalt koltséget. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a komparator deflazakort ara egy
nem szamszerlsithetd, az inkrementalis kdltségeket befolydsold bizonytalansagi tényezd, mely
jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a Kérelmezd a Prednisolon-
Richter 5 mg tabletta, 100x esetén hibas 0Osszeggel szamolt. Az egészség-gazdasagtani
elemzésben a komparator prednizon ara egy jol szamszerlsithetd, az inkrementalis koltségeket
befolyasold bizonytalansagi tényezd, mely nem jelentds.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a modellezett idétav tilsagosan
hosszu. Szakirodalmi adat alapjan ,,DMD-ben szenvedd, lélegeztetdgépen 1évdé betegek
szililetéskori atlagos és sulyozott atlagos varhat6 élettartama 29,9 (95% CI 26,5-30,8) és 31,8
¢év (29,3-36,2)”. Ez alapjan a valasztott 72 éves id6tav tulzd. Az egészség-gazdasagtani elemzés
id6tavija egy jol szamszerlsithetd, az inkrementalis koltségeket és az egészségnyereséget is
befolyasold bizonytalansagi tényezd, mely nem jelentds.

8. Nemzetkozi kitekintés

A kanadai CDA-AMC 2025.07.18-an kozzétett beteg és klinikai szakmai dsszefoglald alapjan
a készitmény technologia-értékelése folyamatban van. A kérelmezd a 2 éves és annal idésebb
betegpopulaciora nyujtotta be tdmogatasi kérelmét.

A francia HAS 2024.06.18.-an publikalt kozleményében tdmogatja a készitmény tamogatasba
torténd befogadasat, ugyanakkor az értékeld bizottsag kiemeli, hogy az off-label alkalmazott
prednizonhoz képest, nem nyujt klinikai tobbletértéket.

A német IQWIG 2024.04.15.-én kelt értékelésében a német finanszirozasi eljarasrend
gyakorlata szerint a ritka betegségek gyogyszereinek hozzaadott terapias értéke az
engedélyezés tényével automatikusan igazoltnak tekintendd, igy az értékelés kizardlag a
betegszam- €s koltségadatok vizsgalatara korlatozodik.

Az angol NICE 2025.01.16.-an publikalt kozleményében ajanlja a készitmény tdmogatasba
torténd befogadasat a 4 éves és attol idésebb DMD-ben szenvedd betegek szdmara. Bar a
vamorolon mas kortikoszteroidokhoz viszonyitott relativ hatdsossaga bizonytalan, potencialis
elonyt jelenthet a mellékhatasok mérsékléseben.

A skot SMC 2025.01.13.-4n publikalt kézleményében a vamorolon (Agamree®) az orphan
gyogyszerekre vonatkozd értékelési eljards keretében elfogadasra keriilt az NHS Scotland
részErdl, 4 éves és iddsebb DMD-betegek kezelésére.

9. Konklazio

A klinikai bizonyitékokon alapuld tobbletelony mértékének TEF altal javasolt besorolasa
szerint a vamorolon terdpia nyujtotta klinikai tobbletelony megléte nem igazolhat6 a prednizon
¢és a deflazakort terdpia komparatorokhoz viszonyitva, a klinikailag relevansnak tekinthetd
TTSTAND-sebesség, TTRW-sebesség, 6MWT, NSAA, biztonsagossag végpontokon. A
rendelkezésre 4llo indirekt Osszehasonlitdsban a magassagot vizsgald biztonsagossagi
végpontban tobbletelony igazolddott a vamorolon estében a komparatorokkal (prednizon,
2025. szeptember 24.

Regisztracios szam: TEF/116/25

7. oldal



N NG ‘! K 1135 Budapest, Szabolcs u. 33.
Tel: (1) 8869-300 / 442
NEMZET| NEREGESZSEGUGY] E-mail: teiadmin@nngyk.gov.hu
ES GYOGYSZERESZETI KOZPONT
Technoldgia-Ertékelé Féosztaly Web: https://nngyk.gov.hu/

deflazakort) szemben. Ezt alacsony evidencia szintii, indirekt 6sszehasonlitdsbol szarmazo
orvosszakmai bizonyitékok tamasztjak ala.

A megjelolt indikacidban fennall a kielégitetlen terapias sziikséglet (unmet (highly unmet)
medical need).

A Kérelmezd altal készitett egészség-gazdasagtani elemzés eredménye nem alkalmas
dontéselokészitési célra torténd felhaszndlasra. A Technologia-Ertékelé Féosztaly altal
kialakitott alternativ alapesetek alapjan a vamorolon nem koltséghatékony sem a prednizon,
sem a deflazakort komparatorokkal szemben. Az alternativ alapeset alapjan hazai koriilmények
kozott legalabb XX%-o0s arcsokkentés lehet sziikséges a vamorolon koltséghatékonysaganak
igazolasdhoz a prednizonnal szemben. Az Agamree tarsadalombiztositasi tdmogatasba vétele
egyértelmiien tAmogataskidramlast eredményezne a finanszirozé részére.
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