PENNYBIUKA BBJITAPU A
HAIIMOHAJIEH CBBET 11O HEHU U PEUMBYPCUPAHE
HA JIEKAPCTBEHUTE ITPOAYKTH

O EHKA HA 3IPABHUTE TEXHOJIOT'MA

Kalydeco
150 mg film-coated tablet x 28

Ivacaftor

Kaftrio

75 mg/50 mg/ 100 mg film-coated tablet x 56

Ivacaftor/Tezacaftor/Elexacaftor

TepaneBTHYHO MOKa3aHUE

B KOMOWHHpaHa cxema uBakadTop +
uBakadrop/re3akadrop/enckcakadrop 3a JIeUCHHE Ha
kucto3Ha ¢udpoza (K®P) mpu narnmeHtd Ha BB3pacT 12 u
NoBeYe TOJMHU, KOMTO MMAaT Hail-MaJko €JHa MyTallus
F508del B rema Ha perymaropa Ha TpaHCMeMOpaHHAaTa
NpOBOAMMOCT TpH Kucto3Ha (ubposza (cystic fibrosis
transmembrane conductance regulator, CFTR).

Havano — xpaii Ha npoueaypara

31.03.2021 r. - 21.12.2021 .

OKoHYAaTEITHO peuieHuce

Bxmousane B Ilpunoxenune Ne 1 na Ilo3utuBHUA
nekapctBeH cnuckk (IJIC) 3a pomamHo nedyeHue Ha
3a00JsIBaHus, 3aIUIallaHu oT Hanuonannara
3npaBHoocuryputenna kaca (H30K).
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Pe3rome Ha 10KJIaJ OTHOCHO KJIMHHUYHA U (hapMaKo-MKOHOMHYECKA OLleHKA
HA 3[paBHATa TEXHOJIOTHs 32 JiekapcTBenus npoaykr Kalydeco + Kaftrio

3apaBeH npodiemM

Kucrosnara ¢ubposa (CF) e psako, mporpecupaino, TE€HETHYHO, IOJHOPTraHHO,
CHCTEMHO 3a00JIsiBaHe, ¢ PaHHO Hayajlo, KOETO BOJAU 0 PECIUpPATOpHA HEJOCTAThYHOCT U
npexnaeBpeMenHa cMbpT. CF ce cBbp3Ba ¢ MyTauMu B €IUH €IMHCTBEH I'€H - TO3M 3a
TpaHCMEMOpaHEH peryJiaTop Ha MpoBoAMMOCTTa mnpu kuctosHa ¢uopoza (CFTR), wwmiito
MPOAYKT € mpoTenH Hocenl chinoTo ume. [IporenasT CFTR nma posnst Ha HOHEH KaHaJI U KOTraTo
TOW € B HAMaJICHOTO KOJIMYECTBO W/WIIM € C HapymieHata (QYHKIUS ca HAJIHUIE TeKKA KIMHUIHU
MOCTIEIMII OCHOBHO TPW JWXAaTelHaTa W XpaHOCMMJIATeIHaTa cucteMu. B Oenmre npobose e
HaJIMLe U300MIne OT I'bCT MYKYC, IPUYMHSABAL 3alyLIBaHE HA JUXATEIHUTE IbTHUILA, XPOHUYHA
MHEKIU U Bb3NaJeHHe, KOETO Ha CBOM peJl Mpein3BUKBa HEOOPATUMH CTPYKTYPHHU IPOMEHH,
BOJICIIM JI0 TEXKa XPOHHWYHA JUXaTeJHAa HenocTaTbuHOCT. CXOJHO 3amylIBaHE OT I'bCTH
CeKpeLUu B JPYrM OpraHd MOK€ Ja JIOBEJe A0 OPraHHO YBpPEXJaHe M HEAOCTAThYHOCT HA
4yepHHs 1po0, KakTo U Ha maHkpeaca. [TociaenHOTO € B OCHOBATa Ha TeXKaTa MajnabcopOuus npu
TE3U MalEHTH.

Omnwucanu mMHOTO pasznunuHu myrannd B CFTR rena, HO Te MMar pa3iu4Ha MO TEXKECT
KJIMHUYHA u3sBa. Haii-uecto cpemanata mytanus no ceera e F508del (nmpu kosito He ce
o0OpasyBa (pyHKIITMOHUPAII TPOTEHH).

CF e ¢ u3paseH kinHHYEH NoauMopdu3bM. KIIMHUYHUTE CUMIITOMU MOTaT Ja C€ MOSBAT
Ha pa3IMyHa BB3PACT, MOPAJU KOETO AMArHOCTHLIMPAHETO MOXeE Ja CTaHe OT Mpelu pakJaHEeTo
710 3psiyia Bb3pacT. MacoB HEOHATaleH CKPUHUHT € BbBEJECH B MHOI'O JbpXaBH, KoiTo € ¢ 98%
OTKpUBAEMOCT, Ha 3a00JIsIBAHETO OlLIe B IMBPBUS Mecell Ha XKMBOTa, Hpu 5% Qammuuso
MIOJIOKUTETTHA pe3ynTaTH. TakbB CKPUHUHT BCE OIIe HE Cce MpoBeXaa B bwiarapus.
JIMarHOCTHYHUTE KpUTEpUH 3a KHCTUYHA (puOpo3a B cTpaHuTe Oe3 BHBEIEH HEOHATAJICH
CKPMHUHT BKJIIOYBAT HAJIIMYME HA IOHE [Ba KIMHUYHU CHUMIITOMH W JIBYKPaTHO H3MEpEHH
MOBHIIICHH CTOWHOCTH Ha XJIOPHIUTE B TOTTA. JIOMBIHUTENHH TECTOBE NPH TUArHOCTHUKATA
BKJIIOYBAT: OOpa3HU u3cienBaHUs (peHTreHorpadusi, CKkeHep Ha Os1 1pod, YITpa3BYKOBO
u3cieBaHe Ha YepeH JIpo0 M MaHKpeac), KakKTo U (PYHKIMOHAIHU M3CIE/IBaHUS Ha JMIIAHETO
(ciupomeTpusi, M3cieIBaHE HAa MHJICKC Ha 0enoApoO0eH KIUPBHC — U JIBETe M3MEpBAaHHUS ca
MIOJIE3HU MapKepH, MPOCeIABaIll MPOrpecusTa Ha 3a00JIIBaHETO U YECTO C€ U3IOJI3BAT 3ae/IHO
Npy KJIMHUYHYU TPOy4YBaHMs). PaHHATa MHTEPBEHIMS € OT TOJiiMa BaXKHOCT 3a 3ara3BaHETo Ha
oenmogpoOHaTta  GyHKIMS, MOJOOpSBAaHETO  HAa  XpaHHWTENHATa  HEJOCTAaThYHOCT |
IIPEJOTBPATABAHETO Ha ITyJIMOHAIHUTE eK3alepoanuu.
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CF ce cBbp3Ba ¢ MPOrpEeCHBHO BIIOIIABAHE, BKIIOYBAIIO MOHIKEHO (QYHKIIMOHHPAHE Ha
oenurte 1poOOBe, MAaHKpeacHa HETOCTaThUHOCT, KAKTO U MOBUIIEHA YYBCTBUTEIHOCT KbM JPYTH
3abonsBanus. [IpyumHUTE 32 TOBAa C€ KOPEHAT B HENMpaBWIHOTO (yHKumonupane na CFTR.
Benonpo6HOTO 3acsrane, KOETO € MPUYHHA 32 CMBPTHOCT B 85% 0T cirydanTe, 3amo4yBa OT paHHA
BB3pacT M C€ XapakTepus3upa ¢ HapylleH MYKOIMJIMApeH KIUPBHC (IOpagdl I'bCT CEKpPEeT) U
MOCJIeIBAIIO XPOHUYHO BB3MAJICHUE HA JUXATCITHUTE IIBTUIIA U OaKTepruaHa HHEKIIHS.

EnuaeMuoI0rM14Hu JaHHU

Bonpeku ye CF e Haii-uecTo CpemanoTo aBTO30MHO-PEIIMCUBHO 3a00JIsBaHe TpH OsytaTa
paca, To BCe OlIe Ce CMsTa 3a PsJIKO 3a00Js1BaHe, Thid KaTo 3acsra easa 1 Ha Bceku 3000 mo 4000
HoBopogenu. Crnopen mpoyuBanusi Ha Jlaboparopusita mo kinuHu4yHa reHetuka (Hamumonamna
reHeTnyHa jadboparopusi) | Ha 33 aymu y Hac € HOCUTEN, KOeTO Ipeamnonara, 4ye okoio 1 Ha 3
600 nmema me Owvae 3acerHaro ot CF. Ilpe3 mociemHuTe TOIUHH HOBOJIUArHOCTUIMPAHHUTE
crydan ca Mexay 15 m 20 rogumuo Ha ¢GoHa Ha okoio 60 000 paxmanus. OOmuaT Opoi
nauveHtu npe3 nociaegHute 20 roamHu ce kM Mexay 210 m 220, mopagu moutu
MMOCTOSIHHOTO  CHOTHOIIIGHHE  TOJUIIHO Ha  Opod  MOYMHATIH/EMUTHPAIA  CHPSIMO
HOBOJIMATHOCTHUIIMPAHHU.

C umen omeHka Ha TepameBTHYHaTa epUKACHOCT U Tpoduina Ha OE30MacHOCT Ha
lexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (ELX/TEZ/IVA) B xomOunamus c ivacaftor (IVA), mokazan 3a
JieYeHre Ha KUCTO3Ha ¢uOpo3a MpH MAIMEeHTH Ha U Hal 12 TOAMHH, KOUTO Ca XOMO3UTOTH 3a
F508del myranmsita Ha CFTR rena unu ca Hocutenu Ha enna mytanus F508del u enna myranus
¢ muanmainHa pyakaus (MMO®), ca aHanu3upaHu pe3yaTaTUTe OT YETUPH MPOYUBAHHUS.

Kaunuuno npoyuBane AURORA F/MF (VX17-445-102 2018-000183-28; NCT03525444)
Pesynrarure oT TOBa poy4BaHEe MOJIKPETISIT T€3aTa, Y€ BCUUKH MMAMEHTH > 12-roauimHa
BB3pacT, kouto umar reHorun F508del myranus B komOuHanmst ¢ MM®, Morar ga u3BIeKar
1oji3a OT TpOoWHAaTa MOJyJHUpalla Tepanus He camMoO MO OTHOIIeHHWE Ha O0enoapoOeH, HO H
HytputuBeH ctaryc. ELX 200 mg + TEZ100 mg + IVA 150 mg cyrpun B komOuHanus ¢ [VA
150mg Beuep yBenuuaBa 3HauMMO OenoapoOHaTa ¢yHKUUsA crpsmo Iuianedo ¢ 14,3 %.
Elexacaftor/jtezacaftor/ivacaftor namanssa GenoapoOHuUTE ek3arepbanmu ¢ 63%, a ChIIO Taka
HaMajsiBa W TE3M eK3alepOamuu, Hajaramyd XOCMUTAIU3AlMsI W 1.V. aHTUOHMOTHIM cbe 78%.
TpoitHata koMOMHaIMs TpailHO HamaisBa pe3yiTaTa OT MHOTHHUTE TECTOBE J0 TpaHUYHU
croiHocTH (mon auarHoctuyHus mpar 3a CF), koero HacouBa KbM BbB3CTAHOBABAHE Ha
nedexTHus Tpancnopt B kiaetkure. Jleuenuero ¢ ELX/TEZ/IVA Boau 10 3Ha4MMO M0100peHME
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Ha ckopa o CFQ-R RD (T.e. moBumaBane Ha Ka4yeCTBOTO Ha KUBOT, CBBP3aHO C JUXaTEITHATA
GbyHKIUS ) omie Ha 4-Ta CeIMHIIA M 3aJbpKa TO3M pe3ynrar Ha ceamwuima 24. [TomoOpenue ce
oTOeNsi3Ba U B HEPECHUPATOPHUTE JOMEHHAa Ha BBIPOCHUKA. Te3u pe3yiraTtd ToKa3Bar, 4e
npuioxkennero Ha ELX/TEZ/IVA Boau 1o nogoOpenne Ha MHOkecTBO acniektd Ha HRQoL npu
narenture ¢ F/MF wmyrauus B cpaBHeHue c¢ 1uiane6o. [Ipyr chInecTBEH MOMEHT €
3HAYUTEIHOTO MMOJ0OpEeHue Ha pe3yiTaTuTe 3a TejecHa maca. Bpemero 10 BB3HUKBAHE Ha
mbpBata 6enoapoona exsenepbaius (bE) e 3Haunmo mo-yasmkeno B rpynara ¢ ELX/TEZ/IVA B
CpaBHEHHUE C Trpynara, mpuemaia riane6o. Karo mso ToBa mokasBa MHOXKECTBOTO MOJ3U OT
nedenueto ¢ ELX/TEZ/IVA B nonbJIHEHHE KbM HAOJFOAAaBAaHOTO MOAOOPEHUE HA JTUXATEITHUTE
CUMITOMH U JAPYTH KIMHUYHU Pe3y/ITaTy Ha momynanusara nauuentu ¢ F/MF myranus.

Kaunuuno npoyuBane AURORA F/F (VX17-445-103 2018-000184-89; NCT03525548)

Pesynrature or TOBa HmpOyuyBaHE ca CXOJHHU C IPEAXOJHOTO, NPU YCIOBUE Y€ HAMA
MAaIMeHTH Ha Iu1anebo, a Ha JBOMHA MOAYJIMpAIla Tepanus ce AEMOHCTPHpA, Y€ JICYCHHETO C
ELX/TEZ/IVA e ¢ no-royiisiMa epuKacHOCT, KaTo BOAM JI0 3HAYUMO TO-TOJIIMO MOJAOOpPEHHE Ha
cpennaust ppFEV1 Ha cenmuna 4 B cpaBuenue ¢ TEZ/IVA. Tlonoopenuero Ha ppFEV1 € 6bp30 u
BUIUMO Ha JieH 15 ot neuenuneto. Habmogasa ce 1 3HaunMo o jo0peHre Ha HUBaTa Ha XJIOPUAU
B TIOTTa, KaTO MOJy4yeHaTa CTOMHOCT Ha ceamuna 4 npu npunoxenue Ha ELX/TEZ/IVA e 48,0
mmol/l, xoero e nox nuarHoctuynus npar 3a CF 60 mmol/l. Ha 4-cenMuiia uma u 3Ha4UTETHO
MOBUIIIEHWE HA KauyecTBOTO Ha >XKUBOT. [logoOpeHue ce ycTaHOBSBa M B HEPECHTHPATOPHUTE
nomeitnu Ha CFQ-R. Kato 1smo ToBa moka3Ba MHOMXECTBOTO TMIOJ3M OT JICUEHUETO C
ELX/TEZ/IVA B nombiiHeHHE KbM HaAOJI01aBAaHOTO MOAOOPEHUE HA AUXATEITHUTE CUMITOMH U
JIpyTU KIMHUYHU pe3ynTaT Ha nomynanusara ¢ F/F myranus.

Kaunuuno npoyusane 109 (VX18-445-109 2019-001735-31; NCT04105972)

ToBa mpoyuyBaHe 3aTBbpK/JaBa IMOJYYEHUTE PE3YyNTaTH OT MPEAXOAHOTO. B ocHOBHUs
ananu3 yneuennero ¢ ELX/TEZ/IVA Boau 10 CTaTUCTUYECKH 3HAYUMO MOBUIIIEHHUE HA CKOpa TI0
CFQ-R RD ot u3xogHoTo HUBO 10 ceamuna 24 B cpaBHeHue ¢ TEZ/IVA. Tosa momoOpenue Ha
ckopa o CFQ-R RD e B nonbiiHeHHEe KbM 3HAUMTEIHATA 1032 Mpu npuiioxenue Ha TEZ/IVA
10 BpeMe Ha BBhBEXAAIMs Tiepuol. PesynraTtute oT aHaian3a, MpoBEeJAeH Bb3 OCHOBA Ha JaHHHU OT
onensBane Mo CFQ-R RD camo B knuHuKara (Mpu M3KIIOYBAaHE HA OIEHSBAHETO B J0Ma) ca
CXOJIHU C Pe3yJITaTUTE OT OCHOBHHMSI aHAJIU3.

[Tomobun ca u pesynratute 3a OETOIPOOHUTE IOKA3aTedH, KbIETO JICYCHHUETO C
ELX/TEZ/TVA Bomu mo Owp30 (ome Ha 15 neH) U CTAaTUCTHYECKH 3HAUYMMO TOJ00peHHe Ha
ppFEV1 no cenmuna 24 B cpaBaenne ¢ TEZ/IVA. KakTo u 3a MOHWKEHHETO B PE3yNTaTUTE OT
MOTeH TeCcT (KbJETO IMOJIyueHaTa cpelHa CTOMHOCT Ha ceaMmMuua 24 mpu NpUIOKEHUE Ha
ELX/TEZ/IVA e 42,4 mmol/l, koeto e nocta mox nuarHoctuanus mpar 3a CF 60 mmol/l).
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VYCTaHOBEHO € 3HAaYMMO YHUCJIEHO MOHMXeHue Ha nokiansanure HC, mpencrasisBaiu
BE, cBpp3anu ¢ uH(pekuus, kakto € nepuHupaHo B nMpoTokona, B rpynata Ha ELX/TEZ/IVA B
cpaBHenne c rpymnata Ha TEZ/IVA. ToBa 24-ceqMHuYHO TpOYyYBaHE, 3a€THO C PE3yITATHUTE,
Habmonasanu B [IpoyuBane 105, mpenocraBar nokasarencrsa 3a noHmwkenue Ha BE npu Bcuuku
ciydau Ha siederne ¢ ELX/TEZ/IVA B cpaBHeHHE C HACTOSIIOTO CTAaHAAPTHO JICUCHUE.
AHanu3uTe Ha MOATPYHUTE, IPOBEACHH NPH IsIaTa aHaIU3UpaHa rpymna (BKIIUYUTEIHO OLEHKU
B KJIMHUKATa ¥ B JJOMAIIHU YCIIOBUS), TOKAa3BaT BbB BCUYKHU ClIydad KJIMHUYHO 3HAYUMU TOJ3U
or 24-cepmuunoto nedenue ¢ ELX/TEZ/IVA, cBbp3ann ¢ CFQ-R RD, BBB Bcuuku
CcTpaTu(UUUpaHU TPYINH, BKIOYUTETHO BB3pacT mnpu ckpunuHra, ppFEV1 nHa wusxonmo,
ynotpebda Ha CFTR mMoynaTop npu CKpUHUHTA U TOJ.

Kannuuno npoyusane 105 (NCT03525574)

MexauHHUTE pe3ynTaTu 3a namuentute ¢ reHotun F/MF  mokassaT 3amasBaHe U JopH
noo0peHne Ha MOJyYSHHUTE IMOJIOKUTENHH pesynraTh oT mpoyuBaHeto AURORA F/MF ot
rpymnara, JeKyBaHa ¢ TpOiHaTa KOMOMHAIMs, MPU JIEYEHHUE C IPOABIDKUTEIHOCT 10 0010 48
cenmunu. [Ipu rpynata ¢ mnane6o Ha AURORA F/MF, mpemunanu xksm ELX/TEZ/IVA, e
HabmoaaBaHo Obp30 nmonodpenue Ha ppFEV1, kakTo u nogoOpeHre Ha MOTHHS TECT U CKOpa I10
CFQ-R RD, kouto ca cxoaHu ¢ moJoOpeHueTo, HablltoJaBaHO MpH MAlUeHTUTE, JEKYBaHHU C
ELX/TEZ/TVA B AURORA F/MF. IlporHo3nara 4yecrota Ha cpOUTHS, NpencraBisBamu bE,
nipe3 48 cenmuueH nepuon (Bcuuku bE) € B choTBeTCTBHE C HUCKATa yecToTa Ha BE, ycTanoBeHa
B rpymara Ha ELX/TEZ/IVA 8 AURORA F/MF. 3naunmoto nogobpenue va BMI(body mass
index), wmabmromaBano Ha ceamuia 24 B AURORA F/MF npu mnanueHTd, JeKyBaHU C
ELX/TEZ/IVA, ce 3ana3Ba Wiu JOI'BJIHUTEIHO C€ MOBHILIABA NP JIEUCHHE C MPOIBIKUTEITHOCT
10 00110 48 ceqMuLu.

ITonoOHM ca u pesynrature Ha mauueHTure ¢ reHorun F/F myranms (BkiaroueHH oOT
nbpBoHayanHoTo npoyuBaHe AURORA F/F), npu kouto no3uTvBHaTa TEHJECHIMS Ce 3ama3Ba U
npu JeyeHue ¢ npoabivkurenHocT 28 wiu 40 cenmuiu. Ilpu manuentute ¢ F/F myranus B
rpynatra Ha TEZ/IVA B TEZ/IVA, npemunanun keMm ELX/TEZ/IVA B IlpoyuBane 105, e
otueTreHo 0Bp30 momobpenue B ppFEV1, kakto u B moTHUTE TecToBe M ckopa mo CFQ-R RD,
KOWTO Ca CXOJIHU ¢ nmojo0peHueTo, HabmonaBano B rpymnara Ha ELX/TEZ/IVA 8 AURORA F/F.
[Iporno3nara yectora Ha chOUTHS, IpeacTaBisaBamiy BE, npe3 48 cenMuueH nepuo, KOeTo € B
ChOTBETCTBHUE C HHCKaTa yectora npu nauueHtu ¢ F/MF myranus, kaTo € 3Ha4MMo Mo-HUCKA OT
IIPOTHO3HATa YecToTa Ha ChbOUTHATA crpsiMo Iutanedo B npoyusane Ha TEZ/IVA EVOLVE npu
narueHTH ¢ F/F myranms.

JlaHHuM 32 0€30MaCHOCT
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Haii-uectuTe Hexenanu peakiuu, HaOJI01aBaHU NP MAMEHTH Ha Bb3pacT 12 u nmoseue
roguay, kouto ca npuemanu [VA/TEZ/ELX B komOunanws ¢ ivacaftor, ca rmaBo6omnue (17,3%),
mapust (12,9%) u undexnus na ropuure auxareinnu nbpruma (11,9%). Cepuo3nu HexenaHu
peakiuu, CBBp3aHM ¢ o0puB, ca goxmansanu npu 3 (1,5%) mnammeHTH, JEKyBaHU C
IVA/TEZ/ELX B xombuHnanus c ivacaftor B cpasaenue ¢ 1 (0,5%) npu muiane6o.

ELX/TEZ/IVA 0OUKHOBEHO C€ XapaKTepu3upa ¢ J00pa MOHOCHMMOCT C IPHEMIIUB
npodun Ha HexenaHute eextu mpu 24-ceamuunHo siedeHue. Yecrorara Ha HC e cxonna B
rpynute Ha ELX/TEZ/IVA u Ha mnane6o.

I[amm 34 CPABHUTEIHHU aJITCPHATHBU

Ha To3m eTanm eaMHCTBEHOTO HAJWYHO JICUCHHUE 3a CFB B”I)JIFapI/Iﬂ € CUMIITOMATH4YHO.
AHamM3bT Ha KIMHAYHATA e(l)I/IKaCHOCT € CIIpAMO rmaueGo, a Ha HKOHOMHYCCKATa e(i)eKTI/IBHOCT
CIIpAMO Haﬁ'ﬂOGPHTe MoAAbPIKAIIU I'PHUIKH. OcHoBaHHATA 3a TOBA ca C’bO6pa3eHI/I C IIOCJIICAHUTEC
MCKAYHAPOAHU N HAIWMOHAJIHU ITPCIIOPHKU 3a TNATrHOCTUKA U JICHCHHUC Ha CF.

(I)apMaKO-I/IKOHOMI/I‘{eCKI/I nmoxKa3aTejim

HyﬁJII/IKyBaHI/I OLCHKH Ha 3IpaBHAaTa TEXHOJOI'Ufl, U3BbPIICHHU OT AbPKaBHU MHCTUTYIUH
3a HeJIUMTE HA Ipyra HaMuOHaJIHa CUCTEMA Ha 3ApaBeonasBaHe

Nnentudurmpanu ca yetupu orenku Ha Kaftrio (elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor), nse ot
kouto Bee oie ce pazpadborsar (NICE u CADTH). IQWIG u HAS naBat mojiokuTelHa OleHKa.

IIpunoxen anaans

N30panusT Meron 3a cpaBHMTenHa oneHka Ha Kaftrio B xomOunanusa ¢ Kalydeco e
WKOHOMHYECKH aHaJ W3 OT TUIAa aHAM3 Pa3XOJ-TIOJEe3HOCT. M3BBpINEH € W aHalu3 pa3xoj-
epexTUBHOCT. VI3MepuTenu Ha pe3yaTara ca criedeseHd rogunu xuBoT (LY), cneuenenu roguHu
’KHBOT, cboOpazenu ¢ kauecTBoTO (QALY). [lepcriekTrBara Ha aHaNM3a € Ta3| Ha 3arUianianara
uHCcTUTYUUs - Hanmonanna 3npaBHoocuryputensa kaca (H30K). BpemeBuar xopu3oHT e 110
KHUBOT. B OCHOBHUS aHanIM3 ce mpuiiara roJuIIeH IpoLeHT Ha JUCKoHTHpaHe 3,5% 3a pa3xoauTte
u 1,5% 3a 3apaBHUTE pe3yntati. [IpoBefeHN ca TOMBIHUTEHNA aHAIN3H C TOAUIICH MPOIEHT Ha
mucKoHTHpaHe 3,5% KakTo 3a pa3XxoAWTe, Taka W 3a TOJI3UTE 32 3/IPaBeTO (CHIIACHO JOKATHOTO
pBKOBOACTBO 3a u3rotBsHe Ha O3T), u ¢ 0% auckoHTUpaHE 3a 3paBHUTE pe3yaTatu u 3,5% 3a
pasxomute. [Ipu OCHOBHHS aHAM3 € MPWIOKEH MOIXOABT AU(EPEHIIMPAaHO ITUCKOHTHPAHE,
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KOITO ce cuuTa 3a Hal-NOJXOAA1] 32 YCTAaHOBSIBAaHE Ha JIeHICTBUTEIHATA CTOMHOCT Ha JIEUCHUETO
IIpY MOJIEJIMpaHE Ha TEPaIny, YAbJDKAaBaIllK KUBOTA, IPU KOUTO IOJI3UTE 3a 3PAaBETO Bb3HUKBAT
Hanpen B Opaemiero. IlpoBeneHn ca HAKOJNKO OONBJIHUTENHH aHAIM3HM (CLUEHApHUH), 33 Ja ce
u3cieaBa Bb3IACHCTBUETO Ha aJTEPHATUBHUTE IPEIIOJIOKEHHS 3a MapaMEeTpUTE Ha MOJEIa,
BKJIFOUMTEIHO MPOLEHTH Ha JAUCKOHTUPAHE, CPAaBHUTEIIHU aITEPHATUBU U Pa3XOJu 3a JICUECHUE
Ha 3a0oisBaHeTo. M3mon3BaH € NPOTHOCTHUYHUAT MOJEN Ha MpeXuBieMocTTa. MoaenbT e
U3rpaZieH KaTro MHMKPOCHMYJIAIIMOHEH, C IpPeXoJl Ha OTAENHHS MAalUeHT Mpe3 pa3iIvuyHU
cberosHusA. CTpyKTypara € MoAXoJslla 3a Mojenupane Ha nanueHtd ¢ KO, Teil kato otumra
XETepOreHHOCTTa Ha 3a0o0JiiBaHETO M MpocielsBa cleUUpUUHU 3aBUCELUIM OT BPEMETO
XapaKTepUCTUKM Ha MallMEHTUTEe U e(EeKTH OT JIEYCHHeTO, KOMTO OKa3BaT BIMSIHHUE BBPXY
IpeKUBsieMOCcTTa. MOJIEenbT OlIEHSIBA KIMHUYHUTE U HKOHOMHYECKUTE NOKAa3aTeNl, CBbP3aHH C
ynorpebara Ha Kaftrio (ELX/TEZ/IVA) u Kalydeco (IVA) mnpu mnocoueHHTe MOMyIaluu
MAIMEeHTH Tpe3 1enus )kuBoT. Karo cpaBHuTenHa antepHaThBa ca u3dpanu BSC. Kimuanunute
npoyuBanus fqokassar, ye Kaftrio (ELX/TEZ/IVA) e BucokoedekTrBHa BH3MOXKHOCT 3a JICUCHHE
npy manueHtd Ha Bb3pacT 12 u moBeue rogunu ¢ F/F wnu F/MF myramuu. Ilomsute mo
OTHOILLICHME Ha OYaKBaHaTa MEJMaHHA IPEXKHUBAEMOCT BOJAT A0 3HAYMMO IIOBHUIIEHUE HA
IIPEKMBSIEMOCTTa, KaKTO M JO TOJ3U 3a CBBP3aHOTO CBHC 3[PAaBETO KAaueCTBOTO HA YKHUBOT
(momreiHuTenHn QALY) npu maumenTH, kouto ca xomosurotd 3a F508del myrauus B CFTR
reda (F/F) unu xereposuroru 3a myranus F508del ¢ myranus ¢ munumansa ¢pyakuus (F/MF).
[Tonyuenara croitHoct Ha ICER 3a Kaftrio (ELX/TEZ/IVA), npunaran npu NHalMeHTH Ha
BB3pacT 12 u moBede roauHu, kouto ca xomosurotu 3a F508del myranus B8 CFTR rena (F/F)
unu xereposurotu 3a mytanus F508del ¢ myramus ¢ munumanna ¢ynkuus (F/MF), e nag
IpenopbunTeNHus npar Ha peHTabmiHocT oT 3XBBII 3a cneuenena QALY, koeto mokasBa, 4e
3apaBHata TexHomorusi Kaftrio/Kalydeco He e croitHoctHO edektuBHa. OuakBa ce Kaftrio
(ELX/TEZ/IVA) + Kalydeco (IVA) na noBene 10 ChINECTBEHO MOJA00PEHHE HA JBJITOCPOYHUTE
3JIpaBHU PE3yNTaTH, BKIIOUUTEIHO MPEXKUBIEMOCTTA, a ChLIO M IO MOJOOpEHUE HAa CBBP3aHOTO
ChC 3/PaBETO KAa4yeCTBO HA JKMBOT M JIO NMOHW)XEHHE Ha M3IOJ3BAHETO Ha 3[PaBHU PECypCH,
KaKTO U Ha pa3XoJIuTe.

AHaJIN3M HA IOATPYIH
He e npunoxen aHanu3 Ha NOATPYIIH.
Pa3xonm 3a oneHsiBaHaTa 31paBHA TEXHOJIOTHS

B ananmsa ca BKIIFOYCHH TUPEKTHH MEAMIIMHCKHU pa3xoau. Pasxoau 3a tepamus ¢ Kaftrio
u Kalydeco, 3a nait-noopu nogaspkamu rpiwku (BSC), 3a neuenne na HJIP, 3a nmpunarane Ha
JIEKapCTBEHH TEPAIHH, 32 aMOyIaTOPHO HAOI0IeHUE/MEAUIIMHCKY TIPETIIEH.
AHau3 Ha 0I0’)KeTHOTO Bb3eHCTBHE



PENNYBIUKA BBJATAPUA
HAIIMOHAJIEH CBBET 11O HEHU U PEUMBYPCUPAHE
HA JIEKAPCTBEHUTE ITPOAYKTH

AHanu3bpT Ha OIOKETHOTO BB3JEHCTBUE € MPOBEACH OT IJIeJHA TOYKA Ha 3arllallamiara
uHctutyuuss - H30K. BpemeBust xopuzont e 5 rogunu. OdvakBaHUAT Opoil MalMEHTH 3a
IbpBaTa roJMHa, KaKTO M 3a Ierara roguHa, ¢ /3. HoBara 3apaBHa TEXHOJIOTHS BOIU 10
no6aBeHu pasxoau 3a 3amnamamata uHcTHTYynus H3OK mpes menus BpeMeBH XOPU3OHT Ha
aHaIM3a Ha OIOJKETHOTO BB3ICHCTBHE, KaTO HE Ca B3CTU MIPEIBH]] CIOPA3yMEHHs 3a CIIOJENIIHE
Ha PUCKA U CXEMHU 3a JIOCTHII Ha MALIUEHTHUTE.

3akjaoueHue

Tpoitnata xomOunaius Kaftrio/Kalydeco e mepBusT MomymaTop, Aoka3aHO € OBp30
HACTHITBAIO U JBITOCPOYHO KIMHUYIHO TMOJOOPEHHE C JOMBIHHTEIHH IMOJI3H MPH MO-IIUPOKA
nonynanus ¢ K®. Kaftrio/Kalydeco apactuuno HamansBa OenoapoOHHUTE ek3alepOaruu,
XOCIHUTAJIM3AIMUTE U YIIOTpeOara Ha i.v. aHTHOMOTHIIM NIPU NAIlMeHTUTE. YToTpeOdara Ha HoBaTa
TPOWMHAa KOMOHMHAIMS MMa JIOKa3aH OjaromnpusreH mpoduia Ha O0€30MacHOCT M IMOHOCHMOCT.
Tepanusata He e cTOHHOCTHO e(eKTHMBHA 3a CHCTEMaTa Ha 3JpaBeona3BaHe B bbirapus u
BKJIIOYBAHETO Ha HoBaTa 3apaBHa TexHoiorus Kaftrio/Kalydeco B IIJIC uma momoxurtesHo
OIO/KETHO BB3JCHCTBHE W Ie JoBeAe 10 jaobaBsHe Ha pasxoau 3a H30K 3a merroauiieH
TIEPHOI.



