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Technologia neve

Crysvita 20 mg oldatos injekcié, 1x

Hatbéanyag

buroszumab

Alkalmazasi
eléirasban szereplo
terapias javallat

A CRYSVITA csontbetegség radiologiai jeleivel tarsulé, X-kromoszémahoz
kotott hypophosphataemiaban (XLH) szenvedd, ndovekedésben 1évé 1 éves és
idosebb gyermekek és serdiilok kezelésére javallott

Mire vonatkozoan
érkezett a kérelem?

uj hatéanyagra

Kérelmezett

tamogatasi specialis tamogatasi technika megjeldlésével, tételes elszamolas ala.
kategoria

Kérelmezett G tételes pont

indikscié J P

Terapias sziikséglet

Az X-kromoszomahoz kotott hypophosphataemia (XLH) ritka, 6rokletes, progressziv

és nem gyogyithatd betegség. Kezelésének célja a tiinetek mérséklése, a beteg
¢életmindségének javitdsa. A jelenlegi standard ellatas alapja a foszfatpotlas és a D-
vitamin metabolit alkalmazésa.

Tudomanyos
bizonyitékok

A buroszumab hatasossagat és biztonsagossagat a kérelmezett indikacidban 2 fazis I1-
es, kisbetegszamu vizsgalatban és egy fazis Ill-as, randomizalt, aktiv-kontrollos
vizsgalatban értékelték. A kontroll karon foszfat + D vitamin kezelést alkalmaztak.

Terapias hatas
jellege

A buroszumab csokkenti a vesén keresztiil torténd foszfat-vesztést, emeli a szérum
foszfat-szintet, javitja a rachitis stlyossagat. A fazis IlI-as klinikai vizsgalatban az 1-
12 éves gyermekekben elény igazolodott a jelenlegi standardnak tekinthetd foszfat +
D-vitamin metabolit kezeléssel szemben azon elsédleges és masodlagos hatasossagi
végpontokban, amelyek az angolkor sulyossagat radioldgiai jelek alapjan értékeld
skalak valtozasat elemezték. A Radiographic Global Impression of Change (RGI-C)
végpontban a 40. héten +1,9 vs. +0,8 (legkisebb négyzetek atlagaval szdmolva); a
Ricket Severity Scores (RSS) valtozdsa a kiinduldstol a 40. hétig -2,0 vs. -0,7
(legkisebb négyzetek atlaga).

A Kérelmezo altal

A Kérelmez6 a buroszumab-kezelést a legjobb szupportiv kezeléssel vetette Ossze,

valasztott amely foszfatot és D-vitamin metabolitot, valamint fizioterapiat, sziikség esetén
komparator ortopédiai korrekcios beavatkozast tartalmaz.

Relativ hatasossag, | A terapia relativ hatdsossagara és biztonsagossagara vonatkozodan a fazis Ill-as
biztonsagossag vizsgélat eredményei allnak rendelkezésre.

TéF konkluzio

Tobblet-

egészségnyereség Nincs érdembeli

RGI-C viltozdsa a
40. héten (fazis 111
vizsgdlat elsddleges
végpont)

tobblet-
egészségnyereség, vagy
nincs bizonyiték

Nem kelléen

Bizonyitott alatamasztott

A Kérelmezo altal Iranyelvnek nem megfeleld / Nem
készitett gazdasagi CCA CMA | CEA | CUA | Nem teljeskorii gazdasagi elemzés Késziilt
elemzés tipusa késziilt

T¢EF konkluzid A buroszumab terapia jelentdsen magasabb koltség mellett magasabb
Koltség- egészségnyereséget biztosit a BSC terapidhoz képest ¢élethosszig tartd idotavon. A
hatékonysag kérelmezett terapia nem koltséghatékony a jelenlegi standard kezeléssel szemben.

A Kérelmezo altal

becsiilt betegszam 1. év: 10 £6 2. év: 156 3. év: 256

(aktiv kar)

TéF konkluzio megtakarito semleges tobbletkiadast
Koltségvetési hatas eredményez
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A buroszumab a rendelkezésre all6 tudomanyos bizonyitékok alapjan hatdsosan javitja
az angolkdr sulyossagat az XLH-ban szenvedé gyermekek esetén, és a jelenlegi
TéF konkluzio standard kezeléssel szemben tobbletelény varhato. Jelenleg limitaltak a 12 év feletti
HTA Osszességében | populdciora vonatkozod, valamint a hosszabb tivli hatdsossigi és biztonsagossagi
adatok. A kérelmezett készitmény nem koltséghatékony, befogadasa esetén jelentds
koltségvetési kidramlas valoszinisithetd.
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