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OTSUS

Erandkorras tasuta ravimi andmiseks iihele patsiendile

AstraZeneca Eesti OU esindaja Mari Reiman esitas 23.01.2025 Ravimiametile taotluse,
millega soovitakse voimaldada tasuta ravi toimeainet danikopaan sisaldava ravimiga lisaks
ravulizumabile voi ekulizumabile paroksiismaalse Oise hemoglobinuuriaga tiiskasvanud
patsientidele, kellel on residuaalne hemoliiiitiline aneemia, sealhulgas iihele dr. I.V. (SA
Pohja-Eesti Regionaalhaigla) patsiendile.

Taotluse hindamiseks vajaliku tdiendava teabe saamiseks on Ravimiamet palunud lisainfot nii
AstraZeneca Eesti OU esindajalt kui patsiendi raviarstilt. Vajalik lisainfo on Ravimiametile
edastatud e-kirja teel.

Ravi soovitakse 1dbi viia SA Pohja-Eesti Regionaalhaiglas.

AstraZeneca Eesti OU kinnitab, et vdtab endale kohustuse tagada patsientidele tasuta ravim,
kuni ravim Voydeya kantakse Tervisekassa soodusravimite nimekirja. Kui ravimit
Tervisekassa soodusravimite nimekirja ei lisata, tagatakse programmi kaasatud patsientide
ravi danikopaaniga ravivajaduse 10ppemiseni AstraZeneca kulul.

Dr. I.V. paroksiismaalse 6ise hemoglobinuuriaga patsiendi haigus ei ole C5 inhibiitoriga ravist
hoolimata kontrolli all. Patsiendil on komplitseeritud haiguse anamnees, residuaalne
kliiniliselt oluline ekstravaskulaarne hemoliiiis, patsient vajab sagedasi verelilekandeid ja tal
on esinenud ldbilodgihemoliiiise. Arst hindab patsiendi uute 14bil6ogihemoliiliside esinemise
riski korgeks. Patsiendi raviarsti hinnangul on danikopaani kasutamisel lisatuna terminaalse
komplemendi inhibiitorile ravulizumabile oodatav kasu/riski suhe patsiendi jaoks positiivne
ning komplemendi proksimaalse ja terminaalse komponendi inhibeerimine tagaks patsiendile
parima ravi.

Toimeainet danikopaani sisaldav ravim Voydeya (tablett 50 mg ja 100 mg) on Euroopa
Komisjoni miiiigiloaga ravim, mille miiiigiloa hoidja on Alexion Europe. AstraZeneca Eesti
OU on volitatud esindama Alexion Group ettevdtteid, et tagada Alexion toodete kiittesaadavus
Eesti turul. Ravimi miiiigiloa jidrgne niidustus: ,,Voydeya lisaks ravulizumabile voi
ekulizumabile on niidustatud paroksiismaalse Oise hemoglobinuuria raviks (paroxysmal
nocturnal haemoglobinuria, PNH) tdiskasvanud patsientidel, kellel on residuaalne
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hemoliiiitiline aneemia“. Programmi raames soovib AstraZeneca Eesti OU turustada ravimit
miiiigiloa tingimustele mitte vastavas kliinilise uuringu pakendis.

Ravim Voydeya pole antud ndidustustel kantud Tervisekassa soodusravimite loetellu ning ei
ole seetottu konkreetsele ravi vajavale patsiendile kéttesaadav.

Kuigi 23.01.2025 taotluses on vilja toodud, et lisaks konkreetsele patsiendile, kes vajab
raviarsti hinnangul ravimit elupdéstval eesmirgil, soovitakse seda vajaduse korral tasuta anda
ka teistele sama ndidustusega patsientide riihmale, Ravimiamet seda voimalikuks ei pea.
Ravimiameti hinnangul ei ole pdhjendatud tasuta danikopaani andmine kdigile
paroksiismaalse Oise hemoglobinuuriaga tdiskasvanud patsientidele, kellel on residuaalne
hemoliiiitiline aneemia, kuna Eestis on kittesaadavad proksimaalse komplemendi raja
inhibiitorid pegtsetakoplaan ja iptakopaan, mis on ndidustatud kasutamiseks paroksiismaalse
Oise hemoglobinuuriaga tiiskasvanutele, kellel on hemoliiiitiline aneemia. Elupiistval
eesmargil erandkorras tasuta ravimite andmise lubamiseks on eelnevalt vajalik hinnata, et kdik
kittesaadavad ja patsiendile meditsiiniliselt sobivad ravivoimalused on dra kasutatud. Antud
patsiendigrupi puhul on teised ravivoimalused kittesaadavad ning nende sobimatuse voi
ammendumise hindamine eeldab individuaalse patsiendi senise haiguse ja raviloo kirjelduse
ning patsiendi raviarsti hinnangu olemasolu.

Ravimiameti hinnangul on aga antud dr. LV. patsiendi puhul danikopaani lisamine
raviskeemi pohjendatud, kuna senise raviga komplemendi terminaalse osa blokeerimine ei
ole patsiendi seisundi raviks piisavalt efektiivne olnud, patsiendil on residuaalne
ekstravaskulaarne hemoliiiis, ta vajab korduvaid vereiilekandeid ja tema 1abiloogihemoliiiisi
risk on patsiendi raviarsti hinnangul kdrge. Kui raviga on inhibeeritud ainult komplemendi
raja proksimaalne osa, voib klassikalise komplemendi raja aktiveerumist soodustavate tegurite
(infektsioonide, traumade, operatsioonide) mojul tekkida massiivne intravaskulaarne
1abiloogihemoliiiis, mis voOib pohjustada patsiendi jaoks eluohtliku seisundi. Raviarsti
hinnangul voib komplemendi kaskaadis proksimaalse ja terminaalse osa samaaegne
blokeerimine vdhendada intravaskulaarse ldbiloogihemoliiiisi episoodi véga raskeks voi
eluohtlikuks muutumise riski. Kuna patsiendi l1&bilodgihemoliiiisi risk on hinnatud korgeks,
on pdhjendatud komplemendi proksimaalse raja inhibiitori kasutamine koos komplemendi
terminaalse osa inhibiitoriga. Danikopaan on komplemendi proksimaalse, alternatiivse raja
inhibiitor, mis on nédidustatud kasutamiseks koos terminaalse komplemendi osa inhibiitoriga.
Eelnevat arvestades on tdendoline, et danikopaani kasutamine raviskeemi osana v3ib patsiendi
seisundit leevendada ning olla selle patsiendi jaoks sobivaim.

Danikopaani kasutamise eelduseks antud patsiendil on, et ravi on ravi ldbi viiva arsti hinnangul
patsiendi jaoks efektiivne ja ohutu ja ei ole teisi vihemalt sama efektiivsusega ravimeetodeid,
mille eest Tervisekassa votab iile tasu maksmise kohustuse, ning mis on patsientidele
meditsiiniliselt sobivad ja rahaliselt kéttesaadavad, ning on tdendoline, et ravimi kasutamisest
saadav kasu kaalub iiles voimaliku ohu.

Vattes arvesse eeltoodut, samuti AstraZeneca Eesti OU taotluses esitatud andmeid ja patsiendi
raviarsti dr. 1. V. esitatud andmeid, hinnates k3iki asjaolusid ning tuginedes ravimiseaduse § 21
16ike 7 punktile 4,

otsustab Ravimiamet rahuldada taotluse osaliselt

1. jéttes rahuldamata AstraZeneca Eesti OU taotluse ravimi danikopaan (Voydeya)
tablett S0 mg ja 100 mg erandkorras tasuta andmiseks koigile paroksiismaalse
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oise hemoglobinuuriaga tiiskasvanud patsientidele, kellel on residuaalne
hemoliiiitiline aneemia;

2. rahuldadades AstraZeneca Eesti OU taotluse osas, millega anda AstraZeneca
Eesti OU’le luba ravimi danikopaan (Voydeya) tablett S0 mg ja 100 mg
erandkorras tasuta andmiseks iihele konkreetsele dr. I.V. patsiendile.

Vaide kéesolevale otsusele saab esitada Ravimiametile 30 pdeva jooksul arvates otsuse
teatavakstegemisest vastavalt haldusmenetluse seaduse § 71 1dikele 1 ja §-le 75. Kui otsuse
saaja soovib otsust vaidlustada halduskohtus, voib ta vastavalt halduskohtumenetluse
seadustiku § 7 1oikele 1 ja § 46 loikele 1 esitada kaebuse otsuse peale Tartu Halduskohtule 30
pdeva jooksul otsuse teatavaks tegemisest arvates.

(allkirjastatud digitaalselt)

Ott Laius
Peadirektori asetéitja

Ellen Lurje
737 4140
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