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Technologia neve

Orkambi 100mg/125mg filmtabletta x112

Hatbéanyag

lumakaftor/ivakaftor

Alkalmazasi
eléirasban szereplo
terapias javallat

Az Orkambi tabletta cysticus fibrosis (CF) kezelésére javallott olyan 6 éves és id6sebb
betegeknél, akik a CFTR génen F508del mutaciot hordoznak homozigota formaban.

Mire vonatkozoan
érkezett a kérelem?

uj hatéanyagra

Kérelmezett

tamogatasi kiemelt, indikaciohoz kotott timogatas
kategoria

Kérelmezett - . - L
e EU100 9/a.: Cisztas fibrozis (mucoviscidosis)
indikacio

Terapias sziikséglet

A cisztas fibrozis kezelése jelenleg a 1égzdszervi és gasztrointesztinalis betegség
tiineteinek és progresszidjanak mérséklésére alkalmazott komplex (fizioterapia, 1éguti
fertézések megelozése és kezelése, enzimpotlas, diétas terdpia) kezelésbodl all. A
kozelmultban engedélyezett CFTR fehérje rendellenességét modulald - koztik a
kérelmezett lumakaftor/ivakaftor fix kombinacié — készitmények a Phe508del
homozigoétaknal alkalmazhatok. CFTR modulator jelenleg Magyarorszagon nem
tamogatott.

Tudomanyos
bizonyitékok

A lumakaftor/ivakator 100mg/125mg tabletta hatisossagat és biztonsagossigat a
kérelmezett indikacioban 12 évesnél idésebb betegeknél a TRANSPORT&TRAFFIC,
2 identikus randomizalt, kettds vak, placebo-kontrollalt, multicentrikus fazis 3, 24
hetes vizsgalatban, majd annak hosszi tavu, 96 hetes kiterjesztett tanulmanyaban
(PROGRESS) értékelték. A PROGRESS trial fazis 3-as, paralel-csoportos vizsgalat
volt. A 24 hetes vizsgalatokba 1122 pacienst randomizaltak, a kiterjesztett vizsgalatban
1030 paciens vett részt. A pivotalis vizsgalatokban alkalmazott adagok napi
600mg/250mg és napi 400mg/250mg.

A 6-12 éves betegeknél a hatasossagot/biztonsagossagot a Study 109, 24 hetes, paralel
csoportos vizsgalatban, 206 beteg bevonasaval végezték.

Terapias hatas
jellege

A TRANSPORT&TRAFFIC vizsgalatok elsédleges végpontja a ppFEV1 24 hétre
elért abszolut valtozasa 2,6-4,0%-os, statisztikailag szignifikans, klinikailag mérsékelt
jelent6ségii volt. Az 5%-nal nagyobb FEV1-névekményt eléré paciensek aranya 39-
46% vs. 22% volt. Az exacerbaciok szama 30-39%-kal csdkkent a placebocsoporthoz
képest és kevesebb hospitalizacioval és antibiotikum-hasznalattal jart. A
TRANSPORT vizsgalatban kismértékli BMI-javulas volt. Klinikailag jelentds
életminéség-valtozast nem talaltak CFQ-R teszttel.

A Study 109-ben az els6dleges végpont, a LCI2.5 atlagos abszolut valtozasa mérsékelt,
a FEV1-valtozas kismértéki, a verejték klorid koncentracidja jelentdsen csokkent, az
exacerbaciok gyakorisaga, a BMI és életmindség nem valtozott.

A Kérelmezo altal
valasztott
komparator

A Kérelmez0 a best supportive care-t hatarozta meg komparatorként.

Relativ hatasossag,

A készitmény relativ hatdsossagara vonatkozoan a TRAFFIC és TRANSPORT
vizsgélatokbol kozvetlen Osszevetés all rendelkezésre, ugyanakkor ezek az
informéciok koztes végpontokra vonatkozoan allnak rendelkezésre. A betegség

biztonsagossag szempontjabdl relevans, hosszt tdva hatasossagot mérd végpontokon (példaul
tild6transzplantacio sziikségessége, haldlozas) nem éallnak rendelkezésre adatok.

TéF konkluzio Nincs érdembeli

Tobblet- Bizonvitott Nem kell6en tobblet-

egészségnyereség Sl iot alatdmasztott egészségnyereség, vVagy

nincs bizonyiték
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A Kérelmez6 altal Iranyelvnek nem megfeleld /

keszm'ett gazdasagl CCA CMA | CEA | CUA | Nem teljeskor(i gazdasagi elemzés ',\Ier.r.]
elemzés tipusa — Késziilt késziilt
o tls‘gg_klum A lumakaftorfivakaftor nem kéltséghatékony a BSC-vel szemben. A tobblet-
i egészségnyereség mértéke és annak klinikai jelentdsége bizonytalan.

A Kérelmezo altal

becsult betegszam 1. év: 247 £ 2. év: 429 8 3. év: 479 £

(aktiv kar)

TéF konkluzid . s
Koltségvetési hatas megtakaritd semleges %

A Kérelmezo6i elemzések alapjan a terapia hatdsos, mérsékelten javitja a 1légzdszervi
funkcidkat és csokkenti az pulmonalis exacerbaciok gyakorisagat.

A modellezés soran felhasznalt feltételezések a koltségek szamitasa esetén jelentdsen
T¢EF konkluzio befolyasolhatjak a modell koltség oldalat.

HTA Osszességében | A modellezés sordn szamos esetben kiilfoldi regiszterek adatai keriiltek felhasznalasra.
A hasznossagok esetén 18 év feletti populécid vizsgalatabodl szarmazo értékek keriiltek
a modellbe, valamint az Orkambi esetén hozzaadott hasznossagtobblet keletkezésének
helye nem keriilt bemutatasra.
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Product name
Compound name
Therapeutic
indications according
to SOPC

Requested
reimbursement
category

DfHTA Conclusion
Added benefit Well established Not well established
(PANSS)

DfHTA Conclusion
Cost-effectiveness
DfHTA Conclusion
Budget impact
DfHTA Conclusion
Overall HTA

No particular added
benefit or no evidence

cost-saving neutral cost-increasing
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