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1 Nyilvanos dsszefoglalo

1. Kérelem targya

A kérelem a Rystiggo 140 mg/ml oldatos injekcio készitmény tarsadalombiztositasi
tamogatasba torténd felvételére iranyul.

A kérelmez0 a nevezett termék tételes elszamolds szerinti tdmogatasat kéri a kovetkezo, 1j,
1étesitésre javasolt indikécidban:

Generalizalt myasthenia gravis (gMG) kezelésére szolgalo standard terapia kiegészitésekent
olyan felndtt betegek szamdra, akik anti-acetilkolin-receptor- (AChR) vagy Muscle-like kindz
(MuSK) antitest-pozitivak és a jelenlegi kezelési eljardsok mellett betegségiik nem kontrollalt,
gvakori, sulyos tiineteket vagy debilitalo mellékhatasokat tapasztalnak.

A készitmény hatéanyaga, a LO4AAG16 ATC-koda rozanolixizumab hatéanyag, mely jelenleg
nem tamogatott.

A Rystiggo 140 mg/ml oldatos injekcié készitmény alkalmazasi eldirasaban terapias javallat
a kovetkezo:

A Rystiggo a generalizalt myasthenia gravis (gMG) kezelésére szolgalo standard terdpia
kiegészitéseként javallott olyan felndtt betegeknél, akik acetilkolin-receptor- (AChR) elleni
vagy izomspecifikus tirozin-kindz- (MuSK) elleni antitest pozitivak.

A kérelem PICO struktarajat az 1. tablazat mutatja.

1. tablazat: A kérelmezett indikacié PICO strukturija

Populacio Beavatkozas Komparator Végpont
Kérelmezett Generalizalt rozanolixizumab - efgartigimod MG-ADL
indikacio myasthenia 140 mg/ml . MG
alapjan gravis (gMG) > 35— <50 kg . h‘?t',%x' 10, mg/ttkg IV., :\D/IG-ADL
definialt kezelésére heti dozis: 280 infizi6, 4 héten lferesztul valtozas
12 >120 kg ttk esetén: 1200
szolgalo mg (2 ml) PR QMG
standard terapia >50-<70 kg me 1nfu_zlonkent véltozas
kiegészitéseként | heti dozis: 420 ~  ekulizumab: MGC
olyan felnétt mg (3 ml) Kezdeti szakasz: heti 1x véltozés
betegek > 70— <100 kg 900 mg IV 4 héten at MG-QoL-15
szamara, akik heti dozis: 560 Fenntartd szakasz: 1200 mg (életminc’isé )
anti-acetilkolin- | mg (4ml) | Soliris IV 5. héten, majd ezt &
receptor- > 100 kg heti | kgvetéen 1200 mg IV 144+ 2
(AChR) vagy dozis: 840 mg (6 naponta.
Muscle-like ml)
kinaz (MuSK)
antitest-
pozitivak és a
jelenlegi
kezelési
eljarasok
mellett
betegségiik nem
kontrollalt,
gyakori, stilyos
tiineteket vagy
debilitald
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mellékhatasokat
tapasztalnak.

Orvosszakmai
bizonyitékok
alapjan
definialt

Generalizalt
myasthenia
gravis (gMG)
kezelésére
szolgald
standard terapia
kiegészitéseként
olyan feln6tt
betegek
szamara, akik
anti-acetilkolin-
receptor-
(AChR) vagy
Muscle-like
kinaz (MuSK)
antitest-
pozitivak és a
jelenlegi
kezelési
eljarasok
mellett
betegségiik nem
kontrollalt,
gyakori, stlyos
tiineteket vagy
debilitalo
mellékhatdsokat
tapasztalnak.

rozanolixizumab
7 mg/kg vagy 10
mg/kg heti 1x IV

— efgartigimod-alfa

heti 1x, 10 mg/ttkg IV
inf4zio, 4 héten keresztiil
>120 kg ttk esetén: 1200

mg infazionként
—  ekulizumab:

Kezdeti szakasz: heti 1x
900 mg IV 4 héten at
Fenntart6 szakasz: 1200 mg
Soliris IV 5. héten, majd ezt
kovetéen 1200 mg IV 14+ 2
naponta.

MG-ADL
QMG
MG-ADL
valtozas
QMG
valtozas
MGC
valtozas
MG-QoL-15
(életmindség)

Egészség-
gazdasagtani
elemzésben
szerepld

Generalizalt
myasthenia
gravis (gMG)
kezelésére
szolgélo
standard terapia
kiegészitéseként
olyan felnétt
betegek
szamara, akik
anti-acetilkolin-
receptor-
(AChR) vagy
Muscle-like
kinaz (MuSK)
antitest-
pozitivak és a
jelenlegi
kezelési
eljarasok
mellett
betegségiik nem
kontrollalt,
gyakori, stlyos
tiineteket vagy
debilitalo
mellékhatdsokat
tapasztalnak.

rozanolixizumab
140 mg/ml
> 35— <50 kg
heti dozis: 280
mg (2 ml)
>50 - <70 kg
heti dozis: 420
mg (3 ml)
> 70— <100 kg
heti dozis: 560
mg (4 ml)
> 100 kg heti
dozis: 840 mg (6
ml)

— efgartigimod-alfa

heti 1x, 10 mg/ttkg IV
inf4zio, 4 héten keresztiil
>120 kg ttk esetén: 1200

mg infazionként
- ekulizumab:

Kezdeti szakasz: heti 1x
900 mg IV 4 héten at
Fenntart6 szakasz: 1200 mg
Soliris IV 5. héten, majd ezt
kovetden 1200 mg IV 14+ 2
naponta.

CUA
MG-ADL
QMG
MG-ADL
valtozas
MGC
valtozas
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Forras: TéF sajat 6sszeallitas a benyujtott dokumentacio alapjan

2. A kérelmezett indikacioban alkalmazhato és elérhetd kezelési alternativak

2.1. A kérelmezett indikacioban alkalmazhato kezelések

A myasthenia gravis terapia célja a tartds remisszio elérése, a gyogyszerek mellékhatasainak
minimalizaldsa mellett.

A terapias lehetdségek kozé gyogyszeres (tlineti és immunmodulald), valamint a nem
gyogyszeres terapids opciok (pl. plasmaferesis, thymectomia) tartozik. A tiineti szerek kozé
tartozik a kolineszteraz-gatlo (ezek koziil a legelterjedtebb a pyridostigmin) az ACh lebomlasat
gatoljak a neuromuscularis junkcidoban. Az MG immunmodulald kezelésének célja a patogén
ellenanyagok termelddésének gatladsa, vagy az altaluk okozott karosodas csokkentése. Az
immunmodulalé kezelés célja a remisszido elérése, majd fenntartdsa. Terapids opciok:
plasmaferesis, intravénas immunglobulinok, szteroid, azatioprin, metotrexat, ciklosporin,
mikofenolat mofetin, takrolimus, anti CD20 rituximab (koztiil tobb off-label use), valamint a
relevans indikacioban az elmult néhany évben engedélyezett bioldgiai terdpiak, pl. az
ekulizumab az efgartigimod, a ravulizumab és a zilucoplan.

Az UpToDate az exacerbaciok kezelésével kapcsolatosan a plasmapheresis, az intravénas
immunglobulin-kezelés és biologiai terapidk szerepét nevesiti. A biologiai terapiak
(efgartigimod alfa, rozanolixizumab, ravulizumab ¢és zilucoplan) kronikus immunterdpiaként
alkalmazhat6 AChR antitest-pozitiv, generalizdlt MG-ben szenvedd betegeknél.
rozanolixizumabot és a zilucoplant 2023-ban hagyta jova, de az MG terapias spektrumaban
elfoglalt helyiiket még nem hataroztdk meg.

International Consensus Guidance for Management of Myasthenia Gravis 2020-ban
frissitette thymectomidra vonatkozé terapias ajanlésait, valamint ajanlast fogalmazott meg a
rituximab, metotrexat, ekulizumab terdpiakra és a korai immunszuppressziora okularis MG
esetén, valamint az immuncheckpoint gatlokhoz tarsuld6 MG kezelésére vonatkozdan is.

Hazai hatalyos szakmai iranyelv vagy finanszirozasi eljarasrend nem all rendelkezésre.

2.2.A kérelmezett indikacioban hazai koriilmények kozott elérhetd kezelések
A kérelmezett indikacioban jelenleg timogatottan elérhetd terapids opcidk kozé tartoznak:

A kolinészteraz-inhibitorok koziil a piridostigmin. A neostigmin nem részesiil
kozfinanszirozasban, de a terapias gyakorlatban elérhetd.

Immunmodulalé kezelés: a kortikoszteroidok (pl. orélis prednizon), a nem szteroid
immunszuppressziv  terapidk (pl. azatioprin, mikofenolat-mofetil) indikacion tali
alkalmazasban érhetdk el, a monoklonalis antitestek koziil a rituximab elérhet6 (indikacion tali
alkalmazas) illetve tovabbi terapiaként a ciklosporin off-label alkalmazisban hasznalt
masodvonalban.

Az ekulizumab ¢és ravulizumab torzskonyvezett, de jelenleg rendszerszinten nem tamogatott.
Tamogatott a plasmaferesis terapia, valamint az intravénas immunglobulin.

Valamint tdmogatott eljaras a thymectomia.
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3. Komparatorvalasztas

A Kérelmez6 egészség-gazdasagtani elemzésében az ekulizumab és az efgartigimod terapia a
komparator.

A Kérelmezd komparatorvalasztisa a szakmai ajanlasoknak megfelel, azonban az ekulizumab
¢s az efgartigimod-alfa nem tamogatott rendszerszinten.

4. A kérelmezett technoldgia orvosszakmai bizonyitékainak bemutatasa és
bizonyitékainak értekelése

4.1.Relativ hatasossag

A beadvéany egy nem publikalt, nem a végsé forméaban megadott (vazlatos csatolt verzio)
halozatos meta-analizisre épiil. A haldzatos meta-analizisben (NMA) 13 tanulmanyt vontak be,
amelyben a zilucoplan és rozanolixizumab hatékonysagat hasonlitjak Ossze a generalizalt
myasthenia gravis (gMG) kezelésében a tobbi komparatorral szemben, amelyek a kovetkezdk
voltak: efgartigimod, ravulizumab, ekulizumab, PLEX, IVIg. Az NMA-ban a kovetkezo
végpontokat tekintették relevans dsszehasonlitd végpontoknak:

- a kezelésre adott valasz az MG-ADL (Myasthenia Gravis Activity of Daily Living)
skala alapjan értékelve
- akezelésre adott valasz QMG (Quantitative Myasthenia Gravis) skéla alapjan értékelve
- akiindulési értékhez képesti MG-ADL pontszamokban elért valtozas
- akiindulasi értékhez képesti QMG pontszamokban elért valtozas
- a kiindulési értékhez képesti MGC (Myasthenia Gravis Composite) pontszdmokban
elért valtozas
- MG-QoL-15 kérddiv alapjan érétkelt életmindség paraméterek.
A szisztémas irodalomkutatas a kovetkezO adatbazisok felhasznalasaval tortént: Embase®,
Cochrane, MEDLINE®. Osszesen 206 publikacio keriilt kivalasztasra, amely 73 vizsgalatot
foglalt magaba. Ebbdl végiil 13 tanulmany keriilt bele az NMA-ba.

A felsorolt végpontokban a rozanolixizumab nem mutatott szignifikdns kiilonbséget a
komparator készitményekkel szemben.

A haloézatos meta-analizisbe (NMA) bevont vizsgéalatok egymashoz képest nagy heterogenitast
mutattak, amely az eredmények torzitasat okozhatja. A heterogenitas az alapallapoth
jellemzokben, példaul az elsédleges végpontnak valasztott MG-ADL pontszamok alap
érétkeiben is megfigyelhetd, ami arra utal, hogy a kiilonb6zd vizsgalati populaciok kozott
eléfordulhatnak kiilonbségek a betegség sulyossagat illetden. Ezen talmenden a
valaszértékelési idépontok is eltértek a vizsgalatok kozott, ami szintén hozzajarult a
heterogenitas novekedéséhez. A refrakter alpopulaciora vonatkozé elemzés elmaradt, mivel a
rozanolixizumab vizsgalati protokolljdban nem szerepelt elére meghatarozott refrakter
alpopulécio, igy egy ilyen elemzés tovabbi bizonytalansagot hozott volna be. Az dsszesitett és
a refrakter populaciok kozotti hasonld eredmények alapjdn azonban feltételezhetd, hogy az
Osszesitett populacido megfelelden tiikkrozi a refrakter betegek allapotat is. Ezzel szemben az
efgartigimod esetében nem alltak rendelkezésre refrakter alpopulacioval kapcsolatos adatok,
mivel az ADAPT vizsgalatban nem tortént a refrakter és nem refrakter populaciok
kiilonvalasztasa.

Az abszolut kockézat-csokkenést jellemzd minimalisan sziikséges kezelési 1d0 /betegszam
kiszamitasa a klinikai tobbleteldny meglétének nem igazolhat6 volta miatt nem relevans
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4.2.Az egészség-gazdasagtani elemzésben felhasznalt klinikai bizonyitékok

Az egészség-gazdasagi elemzésben a 3.4.2. pontban ismertetett NMA eredményeit hasznaltak
fel.

5. EBgészség-gazdasagtani bizonyitékok 6sszefoglalasa

5.1.Egészség-gazdasagtani elemzés célja és tipusa

A tarsadalombiztositdsi tamogatasi kérelemhez egy koltség-hasznossagi tipusu teljeskori
gazdasagi elemzés késziilt, melyben a rozanolixizumab terapia alapesetben az efgartigimod,
illetve az eculizumab terapiaval keriil 6sszevetésre. A gazdasagi elemzés alapja egy globalis
egészség-gazdasagtani modell hazai korilményekre adaptalt valtozata. Az elemzés kéthetes
ciklusokban 48 éves iddtavval, tehat a betegkdr €letkorat is figyelembe véve élethosszig tartdoan
szamol.

A gazdasagi elemzést a forgalomba hozatali engedélyben is szerepld, MycarinG vizsgalat
mintajat alapul véve készitették el az AchR+ vagy MuSK+ szerotipusaba tartozo betegek
alcsoportjara kiilon-kiilon.

5.2. Egészség-gazdasagtani elemzés bemeneti paraméterei és feltételezései

Az elemzésben vizsgalt eljarasok hatasossagi adatainak bemeneti adatai a rozanolixizumabot
az efgartigimod-alfa és az eculizumab Gsszeveté MycarinG vizsgalatokbol, a hasznossagi
adatok az elobbi, az engedélyezés alapjaul is szolgalo vizsgalatbol és szekunder forrdsokbol, az
eroforras-felhasznalasi mintazatok finanszirozoi adatbazis-elemzésekbOl szarmaznak. A
tovabbi gydgyszeres kezelés koltségei részben hazai, finanszirozéi adatforrasokbol
szarmaznak.

5.3. Egészség-gazdasagtani elemzés eredmeénye és értékelése

A Kérelmez0 altal készitett egészség-gazdasagtani elemzés a rozanolixizumab terapia esetében
tobblet-egészségnyereséget (XXX  QALY) ¢és alacsonyabb  varhatdo  koltségeket
(XXX Ft) szamszer(sit az eculizumab komparatorral szemben az alapesetben bemutatott 48
éves idotavon. Ennek megfelelden a rozanolixizumab terapia alapesetben szamitott ICER-e
(XXX Ft/QALY) alacsonyabb, mint a kérelmezett készitmény esetén relevans, az egy fore jutd
GDP haromszorosaban meghatarozott kiiszobértéke (XXX Ft/QALY).

A rozanolixizumab terapia altal elért tobblet-egészségnyereség forrasa dontéen a folyamatos
valasz/>4 pontos CFB MG-ADL allapotaban eltoltott 1d6; a varhatdo megtakaritasok forrasa
pedig dontden a rozanolixizumab gydgyszer akvizicids koltségei.

A Kérelmez6 altal készitett egészség-gazdasagtani elemzés a rozanolixizumab terapia esetében
tobblet-egészségnyereséget €s alacsonyabb varhato koltségeket
szamszerlsit az efgartigimod komparatorral szemben az alapesetben bemutatott 48 éves
idotavon. Ennek megfeleléen a rozanolixizumab terapia alapesetben szamitott ICER-e
alacsonyabb, mint a kérelmezett készitmény esetén relevans, az egy fore jutdé GDP
haromszorosaban meghatarozott kiiszobértéke.

A rozanolixizumab terapia altal elért tobblet-egészségnyereség forrasa dontéen a folyamatos
vélasz/>4 pontos CFB MG-ADL allapotaban eltoltott id6; a varhaté megtakaritasok forrasa
forrasa pedig dontden a rozanolixizumab gyogyszer akvizicios koltségei
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6. Betegszam és koltségvetési hatads nagysaga

6.1. Becsiilt betegszam

A Kérelmezd a betegszdm becslésére, a teljes MG populaci6 meghatirozasdhoz NEAK
betegszam adatokat haszndlt. A Mestinon 60 mg filmtabletta forgalmi adatai alapjan a
betegszam a teljes MG populécion beliil az 1., 2., 3., és 4. év végére 113-113-114-114 fOre
tehetd, amelybdl tamogatd dontés esetén a Ristyggo részére, a piaci felfutast is figyelembe véve
a dontést kovetd évekre rendre XXX-XXX fore tehetd.
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6.2. Az 6sszehasonlitasra keriilo terapiak koltsége

A koltségvetési hatas elemzésben a rozanolixizumab listadron szamitott bruttd
nagykereskedelmi ara XXX Ft (az 1x2 ml kiszerelésnek) illetve XXX Ft (az 1x3 ml
kiszerelésnek), ciklusonkénti koltsége XXX Ft, mely a gydgyszerkészitmény adagolasaval
egyiittjarva fokozatosan 0 Ft-ra csokken. Az MycarinG vizsgalatban felvett median kezelésen
toltott idO alapjan szamitott adagolas mellett a gyogyszeres kezelés varhato koltsége az elsd
évben rozanolixizumab esetén XXX Ft. Az eculizumab gyogyszeres kezelés koltsége évente
XXX Ft. Az efgartigimod gyogyszeres kezelés koltsége évente XXX Ft.

6.3. Koltségvetési hatas

A Kérelmez0 altal vart, tamogatott aron szamitott, a rozanolixizumab terapia 6sszegzett brutto
koltségvetési hatdsa XXX Ft, XXX Ft, XXX Ft, XXX Ft a befogadéi dontést koveto 1., 2., 3.,
4. évben. Az eculizumab és az efgartigimod komparator koltségeit is figyelembe vevo nettd
koltségvetési hatas XXX Ft, XXX Ft, XXX Ft, XXX Ft.

7. A benyujtott elemzés limitaciol

Az elkészitett elemzések eredményeit ugyan nem befolyésolja, de annak relevanciajat érintheti,
hogy a Kérelmez6 a T¢F altal javasolt és publikusan elérhetd Strukturalt Kérelmezoéi Sablon
helyett sajat dokumentumsablont hasznélt a klinikai és egészség-gazdasagtani elemzések
elkészitéséhez. A Technologia-értékeld Foosztaly keriilend6 gyakorlatnak tartja a Strukturalt
Kérelmezoi Sablontdl eltér6 dokumentumsablon hasznalatat, mert az noveli az elemzések
kozotti heterogenitast, és neheziti a kritikai értékelési modszertan alkalmazasat.

7.1.0rvosszakmai limitaciok

A relativ hatdsossdgi adatok indirekt Osszehasonlitasbol szdrmaznak, az elemzés
komparatoraival szemben az

- MG-ADL

- QMG

— MG-ADL valtozas

— QMG valtozas

— MGC valtozas

— MG-QoL-15 (életmindség)
végpontokon szignifikans kiilonbség nem tapasztalhatd, igy a klinikai tobbletelony megléte
nem igazolhato.

A TéF megjegyzi, hogy a beadvany struktirja és mindsége nem teljesen felel meg a szakmai
elvarasoknak. Szamos helyen a tablazatokban megadott végpontok nevesitése helyett a
célpopuléacid szerepel, tovabba a nehezen értelmezhetd, nyelvtanilag és tartalmilag nem
megfeleld mondatok lényegesen nehezitik a beadvany érétkelését.

A komparatorok kivalasztdsanak indokldsa ugyancsak nem megfeleld, hiszen a szakmai
szempontok nincsenek részletezve.

A beadvany egy nem publikalt, nem végleges (javitdsokat, megjegyzéseket tartalmazo)
halézatos meta-analizisre épiilt, amelyben a klinikai vizsgalatok szisztémas irodalmi attekintése
egy masik kdzleményben szerepel, amelyet a kérelmez6 nem csatolt a beadvanyhoz.

A TéF megjegyzi, hogy az NMA megvalosithatosaganak értékelése ugyancsak egy masik
kdzleményben szerepel, amelyet a kérelmez6 nem csatolt a beadvanyhoz.

2025. februér 24.

Regisztracios szam: TéF/143/24

7. oldal



N NGY K 1135 Budapest, Szabolcs u. 33.
Tel: (1) 8369-300 / 219
NEMZETI NEPEGESZSEGUGYI E-mail: teiadmin@nngyk.gov.hu
ES GYOGYSZERESZETI KOZPONT
Technologia-értékelé Fosztaly Web: https://nngyk.gov.hu/

A primer analizisben és a szenzitivitasi analizisben szerepld aranyszamok kiszdmitasanak
metodikdja szintén nincs megadva az NMA-ban.

A statisztikai modszerek bemutatasanal nem a kérelem alapjat képezo statisztikai modszerek
szerepelnek, hanem a rozanolixizumab-bal végzett MycarinG vizsgalatban alkalmazott
statisztikai modszerek.

A kérelem targyat képezd rozanolixizumab esetében nem érhetdek el az MG-QoL-15 kérdéiv
alapjan érétkelt életmindségre vonatkozo adatok.

A ravulizumab (CHAMPION MG) és a rituximab esetében nem 4all rendelkezésre az
¢letmindségre vonatkoz6 adat a 12. héten, hanem csak a 26. és az 52. heteken.

A rozanolixizumab (MycarinG) esetében nem all rendelkezésre az MGC pontszamokra
vonatkoz¢ adat a 12. héten, hanem csak a 43. napon.

A kérelmez6 nem részeltezi a rendelkezésre allo szakmai iranyelvek alapjan a rozanolixizumab
készitmény terdpidban elfoglalt lehetséges helyét.

A jelenlegi iranyelvek nem konkretizaljak, hogy a végpontokon vizsgalt paraméterek,
nevezetesen az MG-ADL ¢és a QMG pontosan milyen pontértékkel jellemzik a magas
betegaktivitast, illetve a terapiarefrakter allapotot.

A hélozatos meta-analizisbe (NMA) bevont vizsgalatok egymashoz képest nagy heterogenitast
mutattak, amely az eredmények torzitasat okozhatja. A heterogenitas az alapallapota
jellemzdkben, példaul az elsddleges végpontnak valasztott MG-ADL pontszamok
alapérétkeiben is megfigyelhetd, ami arra utal, hogy a kiilonb6z6 vizsgalati populaciok kozott
el6fordulhatnak kiilonbségek a betegség sulyossagat illetben. Ezen tilmenden a
valaszértékelési idopontok is eltértek a vizsgalatok kozott, ami szintén hozzajarult a
heterogenitas novekedéséhez. A refrakter alpopulaciora vonatkozé elemzés elmaradt, mivel a
rozanolixizumab vizsgalati protokolljdban nem szerepelt elére meghatarozott refrakter
alpopulécio, igy egy ilyen elemzés tovabbi bizonytalansagot hozott volna be. Az dsszesitett és
a refrakter populaciok kozotti hasonld eredmények alapjan azonban feltételezhetd, hogy az
Osszesitett populacié megfelelden tiikkrozi a refrakter betegek allapotat is. Ezzel szemben az
efgartigimod esetében nem alltak rendelkezésre refrakter alpopulacidval kapcsolatos adatok,
mivel az ADAPT vizsgalatban nem tortént a refrakter és nem refrakter populaciok
kiilonvalasztasa.

7.2 .Egészség-gazdasagtani limitaciok

Az egészség-gazdasagtani elemzés limitacidja, hogy a tamogatasi kérelem részeként benyujtott
klinikai elemzés, valamint a bemutatott klinikai bizonyitékok alapjan az elemzés hatokdrében
a vizsgalt beavatkozas nyujtotta klinikai tobbleteldny megléte nem igazolhato.

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a Kérelmezd altal valasztott
komparatorok (az eculizumab és az efgartigimod terapia) jelenleg nem tamogatott, igy a
legutobb érvényes egészség-gazdasagtani iranyelvnek megfelelden ez az elemzés nem segiti a
dontés-elokészitést. Az egészség-gazdasagtani elemzésben a nem megfelelé komparator egy
nem szamszerlsithetd, az inkrementalis koltségeket és inkrementdlis egészségnyereséget
befolyésold bizonytalansagi tényezd, mely jelentds

Az egészség-gazdasagtani elemzés tovabbi limitacidja, hogy a benyujtott CEM modellben az
1dotav 48 év, amely a varhato élettartamon tul becsiili az egészségnyereségeket és a koltségeket.
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Az egészség-gazdasagtani modellben az i1détav egy jol szdmszerlisithetd, az inkrementalis
koltségeket, és az egészségnyereséget befolydsold bizonytalansagi tényezd, mely nem jelentds

8. Nemzetkozi kitekintés

A francia HAS 2024.05.17.-én publikalt kdzleményében a rozanolixizumab hatéanyagtartalma
Rystiggo csekély mértékii klinikai tobbletelonnyel rendelkezik. A Rystiggo alkalmazhaté a
standard terapia mellett generalizalt AchR+ és/vagy MuSK+ myastenia gravis kezelésében,
olyan betegeknél, ahol a tiinetek tovabbra is fennallnak az immunszuppresszans standard
kezelés mellett. A rozanolixizumab elénye a jelenleg fellelhetd immunszuppresszansokkal
szemben nem allapithatd meg egyértelmiien, ugyanis direkt 0sszehasonlitd vizsgalatok nem
allnak rendelkezésre, amely a Rystiggo hatékonysagat és biztonsdgossagat hasonlitja 6ssze a
tobbi immunszuppresszans készitménnyel, mint pl. rituximabbal, illetve a masodik vagy
magasabb vonalbeli immunszuppressziv terapidkkal pl. SOLIRIS [ekulizumab], VYVGART
[efgartigimod alfa], ULTOMIRIS [ravulizumab] és ZILBRY SQ [zilucoplan]).

A német IQWIG 2024.03.01-én kozzétett allasfoglalasa alapjan a Rystiggo, mint orphan drug
esetében automatikusan klinikai hozzdadott eldnyt feltételez és tovabbiakban a kérelemben
beadott dokumentumok alapjan kivanja végezni az értékelést. Végso konkluzio jelenleg nem
lelhet6 fel a HTA iroda honlapjan.

Az angol NICE 2024.09.12.-én publikalt kézleménye szerint a rozanolixizumab nem ajanlott
kiegészitd kezelésként az alapkezelés mellett azoknak a felndtteknek, akik acetilkolin-receptor
(anti-AChR) vagy izomspecifikus tirozin-kinaz (anti-MuSK) antitestekkel rendelkeznek, és
generalizalt myasthenia gravisban (gMG) szenvednek. A bizottsag szerint a gyogyszergyartd
koltséghatékonysagi becslései nagy bizonytalansagot hordoznak, és valoszini, hogy azok
meghaladjdk a NICE altal az NHS szamara elfogadott koltséghatékonysagi szintet.
A skot SMC HTA iroda 2025.01.13-an publikalt kozleményében a készitmény forgalomba
hozatali engedéllyel rendelkez6 vallalata jelezte, hogy a jovében tervezi a kérelme benytjtasat
az SMC-hez, de jelenleg még nem tortént meg a kérelem benyujtasa.

9. Konkluzid

A Klinikai bizonyitékokon alapuld tobbletelony mértékének TéEF altal javasolt besorolasa
szerint a rozanolixizumab terapia nytjtotta klinikai tobbletelony megléte nem megallapithatd
az efgartigimod-alfa és az ekulizumab terapia komparatorokhoz viszonyitva, a klinikailag
relevansnak tekinthet6 kezelésre adott valasz az MG-ADL skala alapjan értékelve végponton.
Ezt alacsony evidencia szintli, indirekt 0Gsszehasonlitasbol szarmaz6 orvosszakmai
bizonyitékok tdmasztjak ala.

A kérelmezett készitmény nem tekinthetd hianypdtlonak, azonban meghatarozott célcsoport
esetén tobbletelonyt nyujthat a jelenlegi terapiakhoz képest (MuSK+ betegpopulacio).

A rendelkezésre allo egészség-gazdasagtani bizonyitékok alapjan a Rystiggo alkalmazasaval
koltségmegtakaritas ¢és tobblet-egészségnyereség szamszerlsitett az eculizumab és az
efgartigimod komparatorokkal szemben, azonban a koltség-hasznossagi elemzés az igazolt
klinikai tobbletelony hidnydban nem tekintheté megfelelden megalapozottnak. A benyujtott
elemzés alapjan az eculizumab és az efgartigimod komparatorokkal szemben a technologia
hazai korilmények kozott a kérelmezett listaaron koltséghatékony. A Rystiggo
tarsadalombiztositdsi tamogatasba vétele egyértelmiien tdmogataskiaramlast eredményez a
finanszirozo részére.
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Jelen beadvany kovetkeztetéseinek dontéshozatali célu felhasznalhatdsaga korlatozott az alabbi
okok miatt:

e aklinikai tobbleteldny megléte nem bizonyithato,
e avalasztott komparatorok nem tdmogatottak,
e azidotav.

Befogadasa esetén javasolt az eredményességi €s biztonsagossagi adatok szisztematikus
gyljtése (pl. regiszter forméjaban).

A technologiaértékelés feliilvizsgalata javasolt a hatasossagra €s biztonsagossagra vonatkozo
uj adatok elérhetdvé valasakor a legfrissebb bizonyitékok felhasznalasaval.
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