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Relevancia és cél

- ,Rengeteg” anekdotdlis bizonyiték van az innovativ gyodgyszerek rutinszerd
tdmogatdsba vételének magyardzd valtozdirdl

« A kézelmualt mbédszertani fejlesztéseiig nehéz volt a kritikai értékelés szempontjainak operacionalizaldsa, igy
a hatdsukat sem lehetett mérni.

- A dontés-elbkészités (egyébként bizonyos szempontbdl észszerl) bizalmassdga nem segiti a magyarézéd
valtozdk feltadrasat.

- A fenti keretek az egészségligyi technologiaértékelés szerepét marginalizaljak,
mikdzben a doéntéshozék figyelmét a pénzugyi kockdzatot mérsékld finanszirozdi
eszk6z6k haszndlatara tereli

-« Célunk, hogy publikus forrasokbél gyUijtétt adatok segitségével az innovativ gydgyszerek
tdmogatdasba vételi ddntéseinek lehetséges magyardzo valtozoit azonositsuk.
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Adatforrasok és modszerek #1

* Vizsgalati alanyok: gy6gyszerek tdmogatdsi kérelmei alapjén képzett hatokorok
« Adatforrasok:

« A NEAK Kérelemre inditott eljarasok tabldazata
(Készitmények, eljardsrend, jogszabdlymodositds igénye déntések)

« A NEAK Tdmogatdasvolumen-megdllapoddasokrdl sz616 tablazatai és EKR Szerzédéstar
(Té@mogatasvolumen- illetve kézbeszerzési keretmegdllapoddsok megléte)

« Az NNGYK-TéF Nyilvanos Osszefoglaloi
(Klinikai tébbletelény meglétérél sz616, illetve kéltséghatékonysdgi konklizioé)

A clinicaltrials.gov adatbdzisa
(A pivotadlis klinikai vizsgélatok vizsgéléhelyeinek foldrajzi eloszldsa)
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Adatforrdsok és modszerek #2

* Vizsgalati moédszer: eset-kontroll elrendezés és tdbbvaltozos logisztikus regresszid

« Esetek: a 2023. december 12-én kihirdetett déntéssel tdmogatasba fogadott, normal eljaradsrendben
benyujtott kérelemmel rendelkezé, jogszabdlymabdositast igényld készitmények(-bdl generdlt PICO-k).

« Kontrollok: a 2023. december 12-én jogszabdlymadbdositast igényld, normdl eljarasrendben benyjtott

kérelemmel rendelkezd, tdmogatdsba vételi dontésre vard készitmények(-bdél generdlt PICO-k), melyek
tdmogatdsba vételére nem kerult sor, bar a minisztériumi felterjesztés megtoértént.
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Altaldnos jellemzék

2023. december 12-én _Tadmogatasba vételi Hatokoérokre (PICO-ra)
jogszabdalymédositdst igényls, dontes kimenetele szerinti torténd felbontds
normdl eljarasrendben felbontas

benydjtott, tdmogatdsba
vételi déntésre vard

készitmények
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Eredmeények

Finansziroz6i megallapoddasok

Tamogatdasvolumen- vagy kézbeszerzési Nem keriilt Tamogatasba OR
keretmegallapodds a készitményrél... tamogatésba kertilt (95%Cl)
Vvan 32 (32.99%) 34 (65.38%) (Lg:_ﬂm)
Nincs 65 (67.01%) 18 (34.62%) Ref.
Osszesen 97 (100.00%)

52 (100.00%)

T p = 0.00021; R2 = 7.57%; AIC = 182.24
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Eredmeények

Klinikai tdbbleteldny az alapeseti hatokdrben

Klinikai tobbletelény megléte... téNI::;';‘:g‘;';a Téml‘(’gr"';ﬁsm o 5°,/':c|)
Igazolhaté 16 (16.49%) 19 (36.54%) (l.??ég?;ﬂ)
Valészinlisithetd 39 (40.21%) 16 (30.77%)

Nem igazolhat6 20 (20.62%) 9 (17.31%)

Nem megallapithato

21(21.65%)

8 (15.38%)

Nem adhatoé rola konklGzid

1(1.03%)

0 (0.00%)

Ref.

Osszesen

97 (100.00%)

52 (100.00%)

-l- p = 0,0078, R2 = 372%, AIC =188.78
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Eredmeények

Kéltséghatékonysag az alapeseti hatdkdrben

Az elemzés alapesetében a készitmény Nem keriilt Tamogatasba OR
kéltséghatékonyséaga... tamogatdasba keruilt (95%cCl)
Igazolhaté 29 (29.90%) 31 (59.62%) 3.461

(1.71-7.00)

Nem igazolhatoé

68 (70.10%)

21 (40.38%)

Ref.

Osszesen

97 (100.00%)

52 (100.00%)

t p = 0.000548; R? = 6.42%; AIC = 184.37
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Eredmeények

Klinikai vizsgalati helyszinek

Az elemzés alapesetében felhasznait Nem keriilt Tamogatasba OR
klinikai vizsgalatban hazai vizsgaléhely... tamogatdasba keruilt (95%cCl)
. . 2.371
Volt 31 (32.98%) 28 (53.85%) (118-4.75)
Nem volt 63 (67.02%) 24 (46.15%) Ref.
Osszesen® 94 (100.00%)

52 (100.00%)

t p = 0.0148; R2 = 3.16%; AIC = 188.13.

" Harom esetben nem dlit rendelkezésre adat a klinikai vizsgdlati helyszinekrél.
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Eredmeények

Tébbvaltozos regresszids elemzés (korrigdlva a daganatellenes szerek eloszlasara)

Kimeneti valtozoé: a készitmény rendszerszintli tamogatasba kerult

OR (95% ClI) OR (95% ClI)

Egyvaltozés modellek Tobbvaltozés modell
Van finanszirozéi megallapodas a | 3.84 AIC:182.24 :2.47 _
készitményréi (18g-7.g1) P<0-00! R2=757% | (1.06-5.75)  P=0-035
Klinikai tobbletelony megléte 2.88 _ AIC:188.78 :3.20 -
igazolhaté (132-6.27) P=0.008 R2=372% | (1.16-8.85) A P=0-025
Koltséghatékonysag az 3.46 P<0.001 AIC:184.37 ?1149_ P<0.001
alapesetben igazolhaté (1.71-7.00) ' R2=6.42% 10 30) :
Volt a pivotalis klinikai 2.37 _ AIC:188.13 :2.99 -
vizsgdlatban hazai vizsgaléhely | (118-4.75) i P=001° R2=316% | (131-6.84) P=0-009

AIC:166.15
R?=18.93%
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Kovetkeztetések

« A finanszirozéi megadllapodasok, a klinikai tébbletelony megléte, a
koltséghatékonysdag alapeseti teljesiilése és a hazai klinikai vizsgalati helyszin
figgetlen magyarazé tényez6i a kérelmezett jogszabdlymobdositast igényld
készitmények rendszerszintd tdmogatdasba kerulésének.

- A szempontokat a doéntés-eldkészités résztvevoi kovetkezetesen alkalmazzak
faggetlenul attdl, hogy daganatellenes szerrdl van-e szd, vagy sem.

- A vizsgalt valtozok egylttesen a dontések kozétti variancia koérilbellil 20%-at
magyardzzak, ami érdemben kedvezébb, mint az egyvdltozés modelleké és
elfogadhaté illeszkedésnek tekinthetd (azaz az adataink alapjén a déntéseknek tébb
ereddje van, nem egy).
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Diszkusszio #1

Klinikai tébbleteldny és kdltséghatékonysag

Taken together, 19 randomised controlled trials'
(49%) were at high risk of bias overall, 2 (5%) had
some concerns, and 18 (46%) were at low risk of
bias according to our assessments us

| Cochrane tool. Of the 19 randomised

'We observed similar findings among European

Naci, Huseyin et al. “Design characteristics, risk of {

randomised controlled trials supporting approvals

European Medicines Agency, 2014-16: cross sectional g

Lapprovals, as second indication approvals were 37%
less likely to have a high value rating (relative ratio

research ed.) vol. 366 15221.18 Sep. 2019, doi10.136/bmj £ 0.63, 0.43 to 0.92; P=0.02) and third indication

(

approvals were 52% less likely (0.48, 0.29 to 0.78;
P=0.004) compared with the first indication approval

Vokinger, Kerstin N et al. “Therapeutic value of first versus supplemental
indications of drugs in US and Europe (2011-20): retrospective cohort
study.” BMJ (Clinical research ed.) vol. 382 e074166. 5 Jul. 2023,
doi:10.1136/bmj-2022-074166

Ertékalapi versenyfokozds sziikségessége, még a tdmogatasvolumen-megallapodas kétése elstt!
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Diszkusszio #2

A déntéshozatal szempontjainak formdalis szempontrendszere

« A tdarsadalombiztositasi tdmogatdsi dontéshozatal vizsgdlatara alkalmas
publikus informdcidk tébbféle adatforrdsbdl, néha hidnyosan dallinak
rendelkezésre: a kontextus ismerete nélkiil nehéz nyomon kévetni egy-egy
dontési helyzet kimenetelét.

« Az elefant a szobdban: a nettd koéltségvetési hatds nagysdga
(ideértve az egyedi tdmogatdsi kérelemre folyoésitott kiaddsokat is — kérdéses a relevancidja)

« Az elemzésben vizsgdlt magyarazé valtozék és a dontéshozatal kézotti
lepések érdemben befolydsolhatjdk egy-egy kérelem tjat, de ezekrdl nem
érhetd el informacié: Technolbgiaértékeld Bizottsag illetve a 452/2017. (XII. 27.) 7.
§ szerinti  (,gybgyszerbefogaddsi”) Bizottsdg Ugyrendje, napirendjei,
jegyzékdnyvei nem nyilvanosak.
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Javaslattétel

- Az egészséglgyi technologiaértékelées modszertani keretei megvaltoztak, a jogi
kereteknek (eljarasoknak, intézményrendszernek) kévetnie kellene ezt:

 Eljarasrendek diverzifikacidjaval: szukség lenne az értékelési hatdkdr és a klinikai tébbletelédny fogalmanak
meghatdrozdsa a 452/2017. (XII. 27.) Korm. rendeletben, majd a normal eljarasrend alkalmazdsat ennek
vizsgalatadhoz kétni.

« Konszenzusépitéssel a tdmogatdsba vételi doéntés-elbkészités szerepldi kdzbdtt a végpontrelevancia,

klinikailag  jelentds  vdltozds  meghatdrozdsdban  (tagozatok  bevondsaval, betegképviselet
intézményesitésével, érdekultkdzés szisztematikus vizsgélotéval);

o« s ey

igazgatdsi teenddéit intézni.

» Célszerl lenne a déntés-el6készités reszponzivitasat és autonomiajat novelni: az
egyes szerepldk eredménytermékeinek jobb definicidja és transzparencidja sziikséges.

.. €s legféképp ne ddéljenek be az egyszeru vildgmagyardzatot kindlb pletykdknak.
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