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(@) ’ S U KL STATNIi USTAV Srobarova 49/48 Telefon: +420 272 185 111 posta@sukl.gov.cz

PRO KONTROLU LECIV 100 00 Praha 10 ID DS: qwfai2m sukl.gov.cz

Sp. zn.: SUKLS542510/2025 Vyfizuje: Magdalena Veresova Datum: 30. 4. 2026

Vyvéseno dne: 30. 4. 2026

VYZVA K SOUCINNOSTI POSKYTOVANI INFORMACI

Dne 30. 12. 2025 obdrzel Statni Ustav pro kontrolu Ié¢iv se sidlem Srobarova 49/48, 100 00 Praha 10 (dale jen
,Ustav“) zadost o stanoveni vy$e a podminek Ghrady ze zdravotniho pojisténi lé¢ivych pripravka:

Kéd SUKL Nazev Doplnék nazvu
0249644 REBLOZYL 25MG INJ PLV SOL 1
0249645 REBLOZYL 75MG INJ PLV SOL 1

(dale jen ,REBLOZYL)

podanou spolec¢nosti

Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG
IC: 800030
Blanchardstown Corporate Park 2, D15 T867 Dublin
Irsko
Zastoupena:
Bristol-Myers Squibb spol. s r.o.
IC: 43004351
Budé&jovicka 778/3, 140 00 Praha 4
(dale jen ,Zadatel” nebo ,,Bristol-Myers“)

podle ustanoveni § 39f odst. 1 zakona ¢. 48/1997 Sb., o vefejném zdravotnim pojisténi a o zméné a doplnéni
nékterych souvisejicich zakon(, ve znéni do 31. 12. 2025 (dale jen ,,zdkon o vefejném zdravotnim pojisténi“).

Doruéenim zadosti bylo zahajeno spravni fizeni vedené pod sp. zn. SUKLS542510/2025, vedle Zadatele, s témito
Ucastniky fizeni:

Vieobecna zdravotni pojistovna Ceské republiky
IC: 41197518
Orlicka 2020/4, 130 00 Praha 3

Ceska pramyslova zdravotni pojistovna
IC: 47672234
Jeremenkova 161/11, 703 00 Ostrava - Vitkovice
Zastoupena:
Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.
IC: 63830515
namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha - Zizkov
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Oborova zdravotni pojistovna zaméstnanct bank, pojistoven a stavebnictvi
IC: 47114321
Roskotova 1225/1, 140 00 Praha 4

Zastoupena:

Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.

IC: 63830515

namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha - Zizkov

RBP, zdravotni pojistovna
IC: 47673036
Michalkovicka 967/108, 710 00 Slezska Ostrava
Zastoupena:
Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.
IC: 63830515
namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha — Zizkov

Vojenska zdravotni pojistovna Ceské republiky
IC: 47114975
Drahobejlova 1404/4, 190 00 Praha 9
Zastoupena:
Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.
IC: 63830515
namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha - Zizkov

Zaméstnanecka pojistovna Skoda
IC: 46354182
Husova 302, 293 01 Mlada Boleslav
Zastoupena:
Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.
IC: 63830515
namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha - Zizkov

Zdravotni pojistovna ministerstva vnitra Ceské republiky
IC: 47114304
Vinohradska 2577/178, Vinohrady, 130 00 Praha 3
Zastoupena:
Svaz zdravotnich pojistoven CR, z. s.
IC: 63830515
namésti Winstona Churchilla 1800/2, 130 00 Praha — Zizkov

Vzhledem k povinnosti G¢astnikl fizeni stanovené dle ustanoveni § 50 odst. 2 zakona ¢. 500/2004 Sb., spravni fad,
ve znéni pozdéjsich predpisl (dale jen ,spravni rad“), poskytovat spravnimu organu pfi opatfovani podkladd pro

vydani rozhodnuti soucdinnost, Ustav

vyzyva
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Ucastnika Bristol-Myers k soucinnosti pfi opatfovani podklad( pro vydani rozhodnuti spocivajici v doplnéni
farmakoekonomickych podkladd.
I ANALYZA NAKLADOVE EFEKTIVITY

1. PredloZeni farmakoekonomického modelu

Zadatel uved|, Ze v predloZené analyze nakladové efektivity byl pouzit farmakoekonomicky model. Model nicméné
nebyl Ustavu predloZen. Ustav uvadi, 7e vzhledem k niZe uvedenym nedostatkim a nejasnostem ve vstupnich
udajich doporucuje zadateli predlozeni farmakoekonomického modelu.

Skute¢nost, 7e 7adatel Ustavu nepredloZil farmakoekonomicky model, vede k tomu, Ze je Ustav nasledné nucen
pozadovat prepracovani analyzy nakladové efektivity a dopadu na rozpocet. Ustav doporuduje zadateli, aby v ramci
spravnich fizeni predkladal mimo jiné také funkéni model, nebot tak mdzZe dojit k podstatnému urychleni v oblasti
hodnoceni ptedlozenych farmakoekonomickych podkladii s ohledem na to, e Ustav miiZe snadno zjistit, jaky vliv
maji poZzadované Upravy modelu na finalni vysledek analyzy (tj. na hodnotu ICER nebo dopad na rozpocet), a
pristupovat k vyzyvani Ucastnikl fizeni jen v zavaznych situacich. PfedloZzeny model (soubor v programu Microsoft
Excel, TreeAge apod.) Ize oznacit za pfedmét obchodniho tajemstvi podle ustanoveni § 39f odst. 11 zdkona o
verejném zdravotnim pojisténi.

2. Zdrojova data analyzy

V souladu s ustanovenim § 45 vyhlasky ¢. 376/2011 Sb., kterou se provadéji néktera ustanoveni zakona o vefejném
zdravotnim pojisténi, ve znéni do 31. 12. 2025, jsou viechny klicové dlkazy, na nichZ je ve farmakoekonomickém
hodnoceni odkazovano, Ustavu predkladany v plném znéni (metodika SP-CAU-028 bod 6.7.), v opaéném ptipadé
neni moiné farmakoekonomické hodnoceni povazovat za prezkoumatelné. Ustav pozaduje predlozeni veskeré
dokumentace, ze které vychazi provedené hodnoceni v takové podobé, aby bylo moZno prezkoumat spravnost
u¢inénych predpoklad(. Ustav uvadi, Ze takté? data, kterd jsou predloZena v rezimu obchodniho tajemstvi by méla
byt Ustavem prezkoumatelnd, tedy dohledatelna v 7adatelem predloZzeném zdroji.

Takovymi dokumenty ¢i zdroji, jejichz nepredloZeni znemozZnuje plnou prezkoumatelnost podani Zadatele, jsou
zejména dokumenty ci zdroje, odkud byly prevzaty obrazky a ¢erpany Udaje vstupujici do modelu uvedené v nize
uvedenych tabulkach:

e Tabulka 31, 75 (pouze v c¢asti OT) Weight distribution of patients

e Tabulka 34 IPSS-R risk group distribution of Tl patients

e Tabulka 42 (pouze v ¢asti OT) Response rate

e Tabulka 48 Destination Health State Distributions Immediately After Loss of Response

e Tabulka 64 Annual Frequencies of Routine Monitoring of LR MDS patients

e Tabulka 76 (v Casti Percent Receiving) Distribution of Dosing

e Tabulka 78 Distribution of Chelators among Patients

e Tabulka 94 RBC transfusion costs in MIDS states per year

e Obrazek 18 Cumulative duration of response (RBC-TI > 8 weeks)

e Obrazek 19 Observed time on treatment with luspatercept + BSC from Week 25 onwards
e Obrazek 20 Kaplan-Meier Curves of Overall Survival in Patients with MDS - MEDALIST 1July2019 cut-off

S ohledem na vyse uvedené Ustav poiaduje predloZeni vy$e uvedenych dokumenti ¢ zdroji, odkud byly
prevzaty obrazky a cerpany udaje vstupujici do modelu.

F-CAU-003-08R/verze 2/23.05.2025 Strana 3 (celkem 8)



Ustav 74d4 o predloZeni reference ,,VILP REBLOZYL registry” citovano pod &islem 33 ,Institut biostatistiky a analyz.
Analyticky report registru VILP: pripravek REBLOZYL (luspatercept), aby bylo mozno prezkoumat podani Zadatele —
zejména vahu a vék pacientl vstupujicich do modelu.

Ustav dale 74d4 o predlozeni reference ,MDS epidemiology data published by Czech Institute of Health Information
and Statistics (UZIS)“ citovano pod ¢islem 34. Odkaz neni funkéni a Ustavu se nepodafilo dohledat odkazovanou
webovou stranku.

3. Vstupni data do modelace — vaha, vék a zastoupeni muzi

Zadatel pouzil hodnoty vahy a véku ze studie MEDALIST?, Ustav preferuje poufZiti dat z registru na ¢eskych
pacientech. Ustav 74d4 o pouziti dat véku a vahy z registru pro zakladni scénaf a pro alternativni scénar pouziti
Gdajh z klinické studie. Ustavu, aviak nebyla pfedloZena data z registru citovana Zadatelem pod &islem 33, a tak
nemdze hodnoty ovéfit. Ustav nalezl z Gfedni &innosti v SR pod sp. zn. SUKLS281213/2024 report IBA (¢. j.
sukl281359/2024), ktery by mohl odpovidat referenci uvedené Zadatelem pod &islem 33. Ustav zada o potvrzeni,
Ze se jedna o stejnou referenci nebo predloZeni dotéeného podkladu a o vySe zminéné zmény v zakladnim a
alternativnim scénafri.

Ustav také 7ada o Upravu vstupniho parametru zastoupeni muzi. Zadatel v tabulce 30 strukturovaného podéni
uvazuje vstupni populaci do modelu s 50% zastoupenim muzi (oznacené jako reference €. 34). Ve studii MEDALIST
byla populace se zastoupenim 63 % muz(i a rovné? jsou dostupné Gdaje z registru IBA. Ustav zada o podilu muz
z registru pro zakladni scénar a pro alternativni scénaf o pouziti dat z podkladové studie (63 % muzu).

4. Data o ucinnosti

Pfechodové pravdépodobnosti v 1. roce
Zadatel uvadi, 7e zdrojem dat pro vypocet pravdépodobnosti pfechodu v tabulkéach 49, 50, 51 a 52 mezi jednotlivymi
zdravotnimi stavy modelu pochazi ze studie MEDALIST!. Postup vypodétu pravdépodobnosti pfechodu byl sice

Zadatelem popsan, nicméné z predloZzeného podani neni zfejmé, z jakych dat o poctech pacientli pro jednotlivé
stavy a v jakych ¢asovych intervalech tato kalkulace vychazi.

Ustav 7ada o predloZeni viech zdrojovych dat pouZitych k vypoétim a zplisob vypoctu prechodovych
pravdépodobnosti tak, aby vstupy do modelu byly pfezkoumatelné.

Prechodové pravdépodobnosti po 1. roce

Zadatel uvadi, 7e zdrojem dat pro vypocet pravdépodobnosti pfechodu v tabulkach 53, 54, 55 a 56 mezi jednotlivymi
zdravotnimi stavy pochazi z extenze studie MEDALIST s datem sbéru dat k 1. ¢ervenci 20192. Postup vypoctu
pravdépodobnosti prechodu byl sice Zadatelem popsdan, nicméné z predlozeného podani neni ziejmé, z jakych dat
o poctech pacientl pro jednotlivé stavy a v jakych ¢asovych intervalech tato kalkulace vychazi.

Ustav 7ada o predloZeni viech zdrojovych dat pouiitych k vypoétim a zplisob vypoctu prechodovych
pravdépodobnosti tak, aby vstupy do modelu byly pfezkoumatelné.

5. Extrapolace
Celkové preziti ve stavu MDS po uplynuti 1 roku
Udaje o celkovém preziti ve stavu MDS Zadatel ¢erpal ze studie MEDALIST a sbéru dat k 1. éervenci 20192. Ustav
konstatuje, ze data celkového pfeziti (OS) jsou nezrala, pficemz ani v jednom rameni nebyl dosazen median OS, a

zlepSeni v tomto parametru nebylo statisticky signifikantni, viz tabulka 23 strukturovaného podani, kde HR (95 %
Cl) OS predstavovalo 0,763 (0,318, 1,829). Na zakladé toho je extrapolace prezentovanych KM krivek OS obou
ramen velmi nejistd a celkové preZiti v ramenu luspaterceptu (LST) mGze byt nadhodnoceno. Dale Ustav konstatuje,
Ze median doby na lécbé je zhruba 1,5 roku a nelze s jistotou ocekavat profit v celkovém preZiti v dlouhodobém
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horizontu s odstupem po ukonéeni 1éCby luspaterceptem. V ramci posouzeni agenturou CADTH? byla rovnéz
zkonstatovana jako zasadni limitace nejistota ve vztahu k datlim OS.

Ustav proto povazuje za vhodné predstavit zakladni scénaf, ve kterém nebude uvaZovan zadny inkrementalni
pfinos v parametru OS nebo modelovat OS kfivku MDS na novéjsich datech, ktery pfinos v parametru OS
hodnocené intervence prokazuiji.

6. Modelace incidence AML (akutni myeloidni leukemie) po uplynuti 1 roku od zahdjeni Iécby

Incidence AML byla Zadatelem modelovana na zakladé dat z publikace Greenberg et al., 2012%. Vysledné krivky
incidence AML byly extrapolovany na celoZivotni ¢asovy horizont. V zakladnim scénafi byla zvolena extrapolace
pomoci funkce Gomperz, ktera figuruje na 3. misté dle statistické shody dle AIC/BIC kritérii. Hodnota statistické
shody je blizkd hodnoté statistické shody loglogistické parametrické funkce na 2.misté. Nejlepsi shodu dle AIC/BIC
kritérii vykazuje lognormalni parametrickd funkce, kterda ma vyraznéji lepsi shodu oproti vySe uvedenych
parametrickych funkcim na 2. a 3. misté, pricemz vysledna hodnota ICER pfi pouziti lognormalni funkce je dle
analyzy scénar( konzervativnéjsi. Pouziti lognormalni funkce bylo testovano v analyze scénara.

Ustav 7ada o poufiti lognormalni funkce pro extrapolaci incidence AML po uplynuti 1 roku od zahajeni lécby
v zakladnim scénafi.

7. Naklady
Farmaceutické naklady
V analyze 7adatel uvaZoval ndklady na LP REBLOZYL ve vy3i 30 008,83 K&/baleni (pro kéd SUKL 0249644) a 90 026,49
K&/baleni (pro kéd SUKL 0249645). Ustav 7a4da o aktualizaci nakladl na LP REBLOZYL dle aktudlnich cenovych
referenci nalezenych Ustavem ve vy3i 24 108,86 K&/baleni (pro kéd SUKL 0249644) a 72 326,57 K&/baleni (pro kéd
SUKL 0249645).
Dale Zadatel uvaZzoval naklady na transfuzni pfipravek Erytrocyty deleukotizované (pro kéd IPLP 0007955) 3 151,10
K&/jednotka. Ustav 74d4 o aktualizaci naklad(i dle OOP 02-26 ve vysi 3 231,98 K¢/jednotka.

Aktualizace ndkladd pro rok 2026
Ustav dale poZaduje, aby Zadatel proved! aktualizaci Ghradovych parametr( nakladd (hodnotu bodu i pocet bodd

tabulky 63, 71, 73, 91, 92, 93 a navazané vypocty) dle platného znéni Uhradové vyhlasky pro rok 2026 (vyhlaska ¢.
432/2025 Sb.), téinného od 1. 1. 2026, a aktualizaci podle Klasifika¢niho systému CZ-DRG 2026. Déle zad3, aby tyto
zmény transparentné promitl do vSech relevantnich vypoctl analyzy nakladové efektivity.

8. Analyza senzitivity
Ustav pozaduje dolozit vysledek scénare ,Patients in the HR MDS state are assumed to be in IPSS-R Very high risk
group”, ktery v analyzach scénart nedohledal.
Dale Ustav pozaduje predlozit aktualizovanou analyzu senzitivity k upravenému zakladnimu scénéfi dle pozadavkd
vyse ve stejném rozsahu jako v plivodnim podani a doplnéni scénari pozadovanych vyse.

Il ANALYZA DOPADU NA ROZPOCET

1. Pocet pacientl
Zadatel poniZil celkovy pocet pacient( vstupujicich do analyzy dopadu na rozpocet o pacienty, u kterych o¢ekava
stanoveni Uhrady luspaterceptu v |é¢bé prvni linie v probihajicim spravnim fizeni pod sp. zn. SUKLS340547/2025.
Ustav nemUZe predjimat vysledek tohoto spravniho fizeni, a tak pozaduje v zakladnim scénafi pocet pacientd
neponizovat. Scénaf zahrnujici predpoklad stanoveni thrady v 1é6¢bé prvni linie Ustav poZaduje predstavit
v alternativnim scénafri.
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2. Naklady
Ustav 74da o zohlednéni zmén pozadovanych v analyze néakladové efektivity i v ramci hodnoceni dopadu na
rozpocet.

Ustav pozaduje vysvétlit, jakym algoritmem byly kalkulovény naklady ve svété bez hodnocené intervence po 2.-5.

rok. Ustavu se podafilo prezkoumat naklady ve svété s hodnocenou intervenci (pfepocty Ustavu shoduji s
kalkulacemi Zadatele), ale nikoliv ve svété bez hodnocené intervence.
Zadatel postupoval v kalkulaci 1. roku analyzy ve svété s hodnocenou intervenci u pokracujicich pacientl

z predchozich let (obdobi platnosti do¢asné uhrady) byly ndsobeny naklady odpovidajicimi délce jejich 1éCby:

60 pacientl zahajilo Ié¢bu v roce -3 - Zadatel aplikoval naklady 5. roku |écby

45 pacientll zahdjilo 1éCbu v roce -2 = Zadatel aplikoval naklady 4. roku Iécby

47 pacient(l zahdjilo 1é¢bu v roce -1 - Zadatel aplikoval naklady 3. roku Iécby

50 pacientl zahdjilo [é¢bu v roce 0 = Zadatel aplikoval naklady 2. roku 1écby
K nakladlm na pokracujici pacienty (viz vyse) pfi¢etl naklady na nové indikované pacienty v 1.roce. V dalSich letech
analyzy Zadatel postupoval obdobné.

PFi aplikovéni stejného postupu ve svété bez hodnocené intervence se prepocet Ustavu a 7adatele lisi.

Ustav 7ada 7Zadatele za Gcéelem prezkoumatelnosti o detailni popis metodiky vypoétu nakladd v jednotlivych
letech ve svété bez hodnocené intervence, a objasnéni, jaké naklady jsou pfifazovany pokracujicim pacientiim v
jednotlivych letech, pfipadné o tpravu pouzitého algoritmu.

3. Analyza senzitivity
Ustav 74d4 o pFedloZeni aktualizované analyzy senzitivity dle pozadavkd Ustavu vyse.

Reference:

1. Fenaux, P. et al. Luspatercept in Patients with Lower-Risk Myelodysplastic Syndromes. N Engl J Med 382, 140—
151 (2020).

2. Fenaux, P. et al. Assessment of Longer-Term Efficacy and Safety in the Phase 3, Randomized, Double-Blind,
Placebo-Controlled MEDALIST Trial of Luspatercept to Treat Anemia in IPSS-R Very Low-, Low-, or Int-Risk RBC
Transfusion-Dependent MDS with Ring Sideroblasts. [Online] 2019. [Citace: 27. 4. 2026.]
https://acceleronpharma.com/wp-content/uploads/2019/12/ASH-2019-MEDALIST-long-term-analysis-Fenaux-
oral-7-Dec-2019V2.pdf.

3. CADTH [Online] [Citace: 27. 4. 2026]. SR0670 Reblozyl - Draft CADTH Recommendation for posting August 12,
2021.pdf.

4. Greenberg, P. L. et al. Revised International Prognostic Scoring System for Myelodysplastic Syndromes. Blood
120, 2454-2465 (2012).

F-CAU-003-08R/verze 2/23.05.2025 Strana 6 (celkem 8)



STATNi USTAV Srobarova 49/48 Telefon: +420 272 185 111 posta@sukl.cz
PRO KONTROLU LECIV 100 00 Praha 10 ID DS: qwfai2m sukl.gov.cz

Sp. zn. SUKLS542510/2025 Vyfizuje: Magdalena VereSova Datum: 30. 4. 2026
C. jedn. sukl157823/2026

Vyvéseno dne: 30. 4. 2026

Statni ustav pro kontrolu lé¢iv se sidlem Srobarova 49/48, 100 00 Praha 10 (déle jen ,Ustav“) jako spravni organ
prislusny na zakladé ustanoveni § 15 odst. 10 zakona ¢. 48/1997 Sb., o vefejném zdravotnim pojisténi a o zméné
a doplnéni nékterych souvisejicich zdkon(, ve znéni do 31. 12. 2025 (dale jen ,zdkon o verejném zdravotnim
pojisténi“), v souladu s timto zdkonem a s ustanovenimi zakona €. 500/2004 Sb., spravni fad, ve znéni pozdéjsich
predpist (dale jen ,,spravni rad“) vydava toto

USNESENI

kterym spolecnosti:

Bristol-Myers Squibb Pharma EEIG
IC: 800030
Blanchardstown Corporate Park 2, D15 T867 Dublin
Irsko
Zastoupena:
Bristol-Myers Squibb spol. s r.o.
IC: 43004351
Budé&jovicka 778/3, 140 00 Praha 4
(ddle jen ,,Bristol-Myers”)

jako ucastnikovi spravniho fizeni vedeného pod sp. zn. SUKLS542510/2025 stanovuje v souladu s ustanovenim
§ 39 odst. 1 spravniho fadu lhitu 10 dni ode dne doruceni tohoto usneseni k poskytnuti podkladd uvedenych ve
vyzvé k soucinnosti ze dne 30. 4. 2026.

Oduvodnéni

Dne 30. 12. 2025 obdrzel Ustav 7adost G¢astnika Bristol-Myers o stanoveni vy$e a podminek Ghrady ze zdravotniho
pojisténi léCivych pripravku:

Kéd SUKL Nazev Doplnék nazvu
0249644 REBLOZYL 25MG INJ PLV SOL 1
0249645 REBLOZYL 75MG INJ PLV SOL 1

Doruéenim zadosti bylo zahajeno spravni fizeni vedené pod sp. zn. SUKLS542510/2025.

Vzhledem k tomu, Ze Ustav nedisponuje viemi potiebnymi podklady pro vydani rozhodnuti v tomto spravnim fizeni,
vyzval Ucastnika Bristol-Myers v souladu s ustanovenim § 50 odst. 2 spravniho fadu k soucinnosti spocivajici
v poskytnuti udajl potrebnych pro rozhodnuti a urcil mu pfiméfenou lhitu k poskytnuti podkladd uvedenych ve
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vyzvé v souladu s ustanovenim § 39 odst. 1 spravniho radu. Tato |h(ita byla stanovena v délce 10 dni, a to vzhledem
ke IhGtdm stanovenym zakonem o verejném zdravotnim pojisténi pro spravni fizeni o stanoveni vySe a podminek
Uhrady ze zdravotniho pojisténi lécivého pfripravku. Pokud ucastnik fizeni predpoklada nebo zjisti casovou
naroénost na dolozeni poZadovanych podkladd delsi, nezli je vy$e stanovena |hita, Ustav doporuéuje vyuzit institut
preruseni fizeni dle ustanoveni § 64 odst. 2 spravniho fadu, diky kterému se stavi Ihdta pro vydani rozhodnuti.

Pouceni o odvolani

Proti tomuto usneseni je moZno podat podle ustanoveni § 76 odst. 5 spravniho fadu, u Ustavu odvolani, a to
v souladu s ustanovenim § 83 odst. 1 spravniho fadu ve lhaté 15 dnl ode dne jeho doruceni. Odvolani nema
odkladny Géinek. O odvolani rozhoduje Ministerstvo zdravotnictvi CR.

Otisk Uredniho razitka

Mgr. Eva Forgacova
vedouci Oddéleni pravni podpory cenové a Uhradové regulace
Statniho Ustavu pro kontrolu léciv
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