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Zhoubné nadory (ICCC I-XIl): 5y OS 80,4 % for 2000-2004 vs. 86,7 % for 2015-2019.
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Best survival increment — NBL, bone tumors and GCT.
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Sleté preziti, % (95 % IS) 2000-2004 2015-2019 -
zména

Zhoubné nadory (ICCC |-
XI)

I. Leukemie

II. Lymfomy

[Il. Nadory CNS

IV. Neuroblastom a jiné
nédoory bunék periférnich
nervu

V. Retinoblastom

VI. Nadory ledvin

VIII. Maligni nadory kosti
IX. Sarkomy mékkych tkani

X. Nadory ze zarode¢nych
bunék

XI. Jiné maligni epitelialni
novotvary a maligni
melanomy

80,4 (78,1; 82,4)

82,9 (78,7; 86,3)
91,3 (87,4; 94)

71,8 (65,9; 76,9)

75,6 (66,8; 82,4)

91,9 (61; 98,6)
93,4 (88,3; 96,4)
60,1 (48; 70,3)

72,3 (62,6; 79,9)

84,4 (72,9; 91,3)

91,1 (83,2; 95,4)

86,7 (85,0; 88,2)

90,4 (87,4; 92,7)
95,3 (91,6; 97,4)

78 (73,3; 82,1)

88,3 (79,8; 93,4)

96,6 (78,6; 99,5)
87,9 (71,8; 95,1)
75,2 (64,1; 83,3)

69,3 (60,3; 76,7)

93,7 (86,7; 97,1)

95,6 (92,6; 97,4)

+7,5
+4,0

+6,2

+12,7

+4,7
5,5
+15,1

-3,0

+9,3

+4,5




Trends in OS for adolescents 15-19y
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All malignant tumors (ICCC I-XII): 5y OS 81,0 % for period 2000-2004 vs. 89,4 % for 2015-2019.
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Trends In OS for adolescents 15-19 y

0
Sleté preziti, % (95 % IS) 2002-2006 2012-2016
Zmena

Zhoubné nadory (ICCC I-XII)

I. Leukemie
II. Lymfomy
lll. Nadory CNS

VIIl. Maligni nadory kosti
IX. Sarkomy mékkych tkani

X. Nadory ze zarodecnych

bunék

XI. Jiné maligni epitelialni
novotvary a maligni melanomy

81,0 (77,8; 83,8)
63,2 (51,6; 72,8)
90,3 (85; 93,8)
73,6 (61,4; 82,5)
51,5 (35,1; 65,6)
65,5 (46,4; 79,3)

84,9 (76,9; 90,4)

90,8 (84,6; 94,5)

89,4 (85,9; 92,0)
69,7 (52,4; 81,7)
94,5 (85,6; 97,9)
88,4 (73,9; 95,1)
75,1 (54,8; 87,2)
66,7 (42,7; 82,5)

97,1 (88,6; 99,3)

95,3 (90,2; 97,8)

+8,4
+6,5
+4,2
+14,8
+23,6
+1,2

+12,2

+4,5

Highest gain in OS in CNS tu, malignant bone tu and GCTs



OS, EFS — na urovni svetove spicky —
chceme/muzeme takovou péci i nadale nabizet

detem v CR?
» Zlepseni preziti - predevsim diky off label IéCbé... Casto v

kombinacich

« U téchto Iéku a kombinaci zname davkovani, i v kombinacich, jsou
vetSinou podavany na zaklade individualne stanovené biologie
nadoru a nositele- tedy pacienta, ale formalni studie na to nejsou a
hlavné nikdy nebudou s ohledem na malé pocéty pacientu, tedy maly
trh pro firmy.

» Nakladoveé par. 16: zanedbatelné
« FN Brno cca 50 mil/rok

* FN Motol cca 100 mil/rok, ale det. onkologie cca 50% vsech zadosti o par. 16
v techto nemocnicich



Soucasna lékova regulace a deti se vzacnym
onemocnenimi???

...puvodné zavedena s cilem chranit verejnost pred nezadoucimi uéinky Iékl — thalidomide — a

pred nepodlozenymi udaji o efektivité.... — ivermektin...

Bohuzel, v priibéhu ¢asu vyvoj ve velmi rigidni strukturu, ktera sice funguje na hypertenzi,
diabetes, cholesterol a podobné, ale je zcela nepruzna a nevhodna k hodnoceni ,,tzv. biologik“ a
zejmeéna jejich kombinaci.

Zakladni predpoklad — kazdy pokroc€ily nador je velmi komplgé'%g NIH Public Access
2 & Author Manuscript

o)
A HEpS

u n i kétn i_ . m Published in final edited form as:
Oncoscience. . 1(2): 167-179.
KaZdy paCIGnt pOtI'Gije IndIVIduaIne Stanoveny Iecebny plan?? Theranostic Profiling for Actionable Aberrations in Advanced
. P ’ v ’ 1.0 v . v . . High Risk Ost ith A ive Biol High
V onkologii mame 300 uginnych Iéka, po&et kombinaci 2 z nich je 45 00 Molecular Diveity: The Human Fingerprint Hypothests D

Pocet riznych kombinaci 3 z nich je vice nez 4 miliony....
Testovani vSech kombinaci standardnim oficialnim zptisobem?? Sterba et.al. (Oncotarget, 2016)

Nerealné... selsky rozum? Radéji IéCime primérného Ameri¢ana/Evropana...



Perspectives

Perspectlves

Disease Centric Drug Centric -

‘\,' ‘.’- . -

Snaha o registraci jejich léku



Reseni na urovni EU? PDCO Ema??

Hodnoti pediatric investigation plans - predklada vyrobce — firma...
univerzity...

Ale EMA je pouze v reaktivnim modu! Firmu nelze donutit, aby zkousela
svuj Iék pro jinou diagnosu, nez to déla u dospélych

EMA schvaluje kvalitu pediatrickych studii
Ale deti — jsou malé, je jich malo, maly trh...
Nejsou studie...? Pak neni registrace EU!
Neni registrace?? Neni ani uhrada ....

Par. 167 Jedind moznost |éCby... musi byt prokazana bezpecnost a
ucinnost...

Ale jak kdyz nejsou studie??? Za financovani zdravotnictvi odpovidaji
narodni staty, ne EU.

Sbirky? Zoufali lidé delaji zoufalé veci...



MozZnosti fe$eni v CR?

1. nejlepsi - dopsat do § 15 (5) ZVZP, ze pece poskytovana v oborech déetské
onkologie a hematoonkologie je plne hrazena (jako mimotelni oplodnenl) a dale do
Uhradové vyhlasky na tohle navazat obdobnym ustanovenim v pfiloze &. 1, nebo
12 (ta je | pro LP podane za hospitalizace). Pak by se nemusely psat ty zadanky
na§ 16...

2. horsi, jen navrat do doby cca 10 let zpet - z ustanoveni § 16 skrtnou onu podminku
"ve vyjimecnych pripadech,. Pak by opet monhli platci s odb. spoleCnosti sepsat
"spolecna stanoviska". Audit na VZP tato stanoviska kritizoval prave proto, ze kdyz
je v § 16 podminka "vyjimecCnosti”, nelze dopredu definovat, koho se ma tykat.
Logické... Tedy kdyz zustane jen "medicinska" podminka "jedina mozna z hlediska
zdravotniho stavu”, tak to definovat lze, neb zdravotni stav Ize parametricky
predvidat. Opet by se muselo navazat Uhr.Vyhl., kde by byl v priloze C. 1 odstavec
ze se tyto hradi vykonove, nebo opet dopsat radek do tabulky €. 2.2.2, jako to
mela CF nebo SMA.

3. minimalisticka varianta - jen novela UhrVyhl, bud doplnéeni pediatrie do odstavce
kde je jiz CF a SMA, nebo ten radek do tabulek.



