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1. Opayka Beha 3a mequnuHcke Hayke YHuBep3uTera y Kparyjesny

Ha cemammu Beha 3a meaunubcke Hayke YHuBep3urera y KparyjeBny, oapxaHoj
13.04.2023. rogmue, omnykoM 1V-03-226/13 ¢opmupana je Komucuja 3a oreHy U oabpaHy
3aBpIIeHe JOKTOPCKE IucepTalifje oA Ha3uBOM ,,DapMaKoeKOHOMCKAa aHAJIH3A Kay3ajiHe
Tepanuje HeypoJomKHX MaHHpecramuja OonectH ycjex mnopemehaja pasrpagme mu
JeNOHOBAKA MARKPOMOJIEKYJIa Y IH303oMuMa kanaunara Mena ['yruha, y ciegehem cactaBy:

1. np Cnoboman JankxoBuh, pemoBHu npodecop PDakynrera MeTULMHCKAX HaykKa
Vuueps3urera y KparyjeBuy 3a yxe Hay4ne obnactu PapMakosoryja ¥ TOKCHKOJIOTH]a;
Knuanuka dhapManuja, npeaceHuK;

2. gp Baaguvup Jamuh, penoBHu npodecop Dakynrera MEOHIMHCKHX HayKa
Vuusep3urera y KparyjeBuy 3a yxxy HayuHy obnact [IcuxujaTpuja, wiaH;

3. ap HBama Cramenh Kapauuuh, panpennn npodecop Memunmnckor ¢akyirera
Vuuepsurtera y Ilpumrrnau ca npuBpeMenuM cepumreMm y KocoBckoj Mutposmiu 3a
yXy HayuHy obOnact IlcuxujaTpuja, €iaH.

Komnucuja je mpernefana u npoy4duiia JOKTOpCKy Aucepranujy kanaunara Mena ytuha
u noanocu HactaBHo-HayuHOM Behy cnemehu

2. HM3semrTaj KoMMCH]je 0 OLICHH H 0J0paHM 3aBpIIeHEe JOKTOPCKE AUCEPTALUje

2.1. Onnc goKTOpCKE IHCEPTaLHje

JoxTopcka nucepranyja kanauaata Mena I'yruha, mox HasusoM: ,,apMaKoeKOHOMCKA
aHaJIH3a Kay3ajHe TepanMje HEypoJOmKHX MaHHdectanuja Gonecrn yciex nmopemehaja
pasrpajame H JeloHOBakba MAKPOMOJIEKYa y JH3030MHMAa“, ypalleHa je moJ MEHTOPCTBOM
jow. ap Munoma MunocasmseBuha, nouenta Gakynrera MEAUIUHCKHX HayKa YHHBEP3HUTETA Y
Kparyjesuy 3a yxy Hay4Hy obGnact ®apMaKoiorija ¥ TOKCHKOJIOTHja.

Y YBOZHOM JIelly H TEOPETCKOM pasMarpamy, KaHIUJAT je BeoMa JeTabHO, Ha jacaH H
Npelu3aH HAYMH, NUTHPajyhy peneBaHTHY M HAjHOBHjy JIMTEpaTypy, Hajipe MpYKHMO IPHKa3
HAjBOKHUJHX KIMHHYKAX KApaKTEPHCTHKA TELIKHX nopemehaja u3 rpyme Gonectd ycien
nopemehaja pasrpanme U IENOHOBama MakpoMojeKyna y ymzosomuma (BRDL). Hakon Tora,
KaHIUJAT je JeTajbHO IPHKA3a0 KIMHHYKE KapaKTepPHCTHKE PETKUX Gonectd u3 rpyme BRDL
uiji (apMaKOEKOHOMCKH aCIEKTH Jeuema ¢y Omian y (oKycy oBe MOKTOPCKE AHCEpTaIHje:
Human-Iluxosa 6Gonect tum I (NP-C), Kacna wunbanTmiHa HeypoHCKAa IepougHa
manopycrmaosa TH 2 (CLN2) u I'omeopa Goxect tun 2 (GD2). Kauaunar je HaBeo caBpeMeHe



nepununuje oBHX mopemehaja, HHXOBy €THOJNIOTH)Y M IIaTOTeHe3y, eIHIeMHUOJIOIIKe
KapaKTEpUCTHKE, KIMHUYKY CIIHKY, IHjarHO3y U caBpeMeHe MOryhHOCTH Jederma, ca IoceOHuM
OCBPTOM Ha OJHENABHO AOCTYIIHY, Kay3aJHy Tepamnujy oBUX mopemehaja,, KOjy NpeacTaBibajy
MuUrIycTar (3a aedewe NP-C), nepnunonasa anda (3a neuewe CLN2) u amGpokcon (3a Jeueme
GD2). KonayHo, y 3aBpIIHOM [iely YBOJHOI IIOIVIaBJba, KaHAMJAT j€ IPHKa3ao
(dapMaKOEKOHOMCKE acIekTe Jieuera BRDL 1 u3a3oBe ca KOjuMa ce y Jieuemy OBHX mopemMehaja
CyO4aBajy MaI{je€HTH, IIHXO0BE MOPOAMIIE, 3APABCTBEHU CHCTEMH H JPYILITBO Y LIETHHH.

IMmbeBn M XumoTe3e HCTpaXKMBaKka jaCHO Cy M3IOXKEHH M JeHHHMCAHH Yy CKIAmy ca
onoOpeHHNM HpHIMKOM IIpHjaBe Te3e. [ JIaBHH IUJBEBU OBE JOKTOPCKE AMCEpTaluje OWaH Cy
ynopehuBame TpomkoBa H epuKacHOCTH HOBe kaysanHe Tepamuje NP-C, CLN2 u GD2 ca
TPOMIKOBHMA U edukacHomhy CyOpTHBHE W CTape Kay3allHe Tepamuje oBuX nopeMehaja.

Marepyrjan # MeToe MCTpaXHBama Cy IpPElH3HO (GopMyJHUCaHH H HOXyAapajy ce ca
onoOpeHUM NPHIHMKOM IIpHjaBe HOKTOpcke aucepramuje. Ctymuja je cmposemeHa momohy
u3rpafme M aHanu3e (apMaKOEeKOHOMCKMX Mojeia. 3a aHamu3y TpoIkoBa H edexara
TepalnujcKux onmuja 3a nedewe NP-C u CLN2 xopumheH je Monen cuMynanuje IMCKPETHAX
norahaja, nok je MapkoB/seB MoIeN MAW3AjHHpAH 3a aHAIM3y TPOLIKOBA M edekara
ylnopehHBaHHX TepalMjCKHX ommuja 3a Jedeme GD2. YV mozenuma cy xopumheHH camo
JUPEKTHH TPOIUKOBH, KOJH Cy, Kao H edekTH, OWimM IUCKOHTOBAaHH O Jpyre TOMUHE
jeNMHCTBEHOM ToAMIKBOM cTomoM of 1 mo 5% (u3HocH oaroBapajy pedepeHTHM KaMaTHMM
cronama Haponne 6anke PermyOmuke Cp6uje y 2021. u 2022. rogunun). AHAIM3HPAHK Cy YKYIIHH
JUPEKTHH TPOLIKOBH KOjH 0OyXBaTajy TpomKOoBe HaGaBKe JIEKOBa, TPOIIKOBE 3APaBCTBEHHX
yclyra Npy>XeHHX NPHIMKOM JICUEHa OCHOBHE 0ONECTH, TPOIIKOBE JHjarHOCTHKE M TPOIIKOBE
Jederma HEXebeHHX JejcTaBa. Edextn nedera cy OHIH M3paXXeHM Kpo3 A0OHjeHE TOAMHE
XuBoTa npuiarohene 3a xkpamurer (QALY). Monenu 3a cBe Tpu Gonectr oGpaljeHe y 0Boj Te3n
cy Gunu pahenu u3 nepcnekTuBe Penmy6mmukor ¢oHma 3a 3qpaBCTBEHO OCHrypame Pemy6Gnuke
Cp6uje. Monenu cy 6unu cuMyimpann omoliy Moute Kapio cumynanuje (kopucrehun moce6Ho
Hanucad Makpo y Excel-y), 3a xoxopre oz 1o 1000 BupTeyIHUX 0c00a M 33 CBAKH Of H3Ia3HAX
nmapamerapa (edeKTH TEpanmMjCKHX OIIMja, TPOIIKOBH TEPANMjCKHUX OIIHja, PpasiuKa y
edekTHMA, pa3iMKa y TPOIIKOBHMA, HHKPEMEHTATHH OIHOC TPOIIKOBA H edeKkaTa M HETO
HOoBYaHH OeHedut) Cy OMIM H3pauyHATH Cpeliba BPEOHOCT, CTAHAAPAHA JACBHjallHja H
HHTEpBaIH NTOBEpEHa Ha HUBOY BepoBaTHohe o1 99%.

Pesynratu MCTpaXuBama Cy CHCTEMaTHYHO H NETAJbHO NPHKA3aHH, TEKCTYalHO H Kpo3
tabene u cnuke. Ilokasano ce na nedeme namujeHara oGonenux on NP-C MHIITyCTaToOM Kao
Kay3aJJHOM TEpalHjoM HHUje HCIUIATHBO Y OJHOCY Ha JIEYEHE OBE OOJIECTH CHMIITOMATCKOM
TepanujoM. CITU4HO, pe3yITaTH OBE JOKTOPCKE AMCEPTALHje Cy MOKA3aM 1a JieYethe NalnjeHaTa
obonenux ox CLN2 uepnunonasoM anda Kao Kay3alHOM TepalujoM HUje HCILUIATHBO y OJHOCY
Ha nederse CLN2 cumnroMaTckoM TepamujoM. KoHadHO, y 0BOj JOKTOPCKOj IHCEpTALHjH je
TMOKa3aHO Ja je KOMOMHOBaHA NPHMEHA aMOpOKCONAa W €H3MMCKE CYNCTHTYIHOHE Tepaluje
HCIUIATHBHjA TepaNHjcKa ONIMja 3a Jieueme manujeHara oGonenux on GD2 y ofHOCY Ha
MOHOTEpAIH]y €H3UMCKOM CYIICTHTYITHOHOM TEPAIHjOM.



V nornaspy JIUCKycHja JETaJbHO Cy aHATU3UPAHHM JOOHjEHH pe3yNITaTH HCTPAXKHMBAKA U
ynopehuBaHM ca IMTEpaTypHHM NojanuMa u3 HcTe oOmactH. JloOMjeHm pesynratd cCy
IVMCKYTOBaHM Y KOHTEKCTY CIHYHHX, DasiM4YHTHX M CYNpPOTCTAaB/EHHX pe3ynTara IpYTHX
ayropa. KomeHtapu nOOHMjeHHX pe3ynTara Cy afeKBaTHHM, a HAaUMH IPHKa3MBamba MX YHHH
NperjaefHdM W pasyMJbMBHM. Takolje, y moceOHOM Jely OBOT NOIVIaB/ba HaBelicHA Cy H
HajBa)XHUja OTpaHHYErba OBE CTYHUj€.

ITocne cyMmHpama TINIaBHHX 3aK/bydaka CIpPOBEACHOT HCTPaXHMBamba Yy IOTTIaBIbY
3axspyund, KaHOuAAT je y mornaBiby JIuTeparypa Ha afeKBaTaH HadMH HaBEO CBY JIMTEPATypy
kopumheHy y mpumpeMH W peajM3alliji OBOT HcTpaxuBama. KopumheHa muteparypa je
aleKBaTHa o0 oOHMY, Calip)kajy, PENEeBaHTHOCTH H XypHOCTH. YKYNHO je unutHpaHo 218
oubmrorpadckux jeAMHUIA U3 foMalinX M HHOCTpaHUX HAayYHHX IyOJMKanwja.

Ha ocHOBy H3HEeTHX pe3yJiTara W3BeAeHH Cy OpOjHH 3aKJbydIl M IOTBpEeHE XHIIOTE3e

cTyauje.

2.2. 3Hayaj ¥ AONPHHOC AOKTOPCKE AHCEPTALHUje €A CTAHOBHINTA AKTYEJHOT CTAIHA Y
oapeheHoj Hay4HOj 00.,1acTH
360r cBOje XpOHHYHE M HPOTPECHBHE NPHUPOLAE, Ka0 M HEONpPaBNaHO BHCOKHX IICHA
Kay3aJIHe Tepanuje, peTke OOJIECTH IpelCTaB/bajy BEIMKH €KOHOMCKM W KIMHHYKH TepeT 3a
HalHjeHTe, IPUX0BE MOPOJHIIE, CHCTEME 3APaBCTBEHOr OCHIYpama U IpyWITBO y neiauHu. Kako
ce moBehaBa Opoj HIeHTH(UKOBAHHX peTKHX OonecTH M kako ce moBehaBa Opoj nekoBa
cupounlia 3a HHUXOBO JIEUeHe, Tako ce moBehaBa INpUTHCAK Ha ekoHOMHjy. Ca OBakBHM
pacTyhuM TpeHIOM TpPOINKOBA JieUera PEeTKUX OOJeCTH TeIKO ce Oope M EKOHOMCKH
Hajpa3BHjeHHje IpxaBe cBeTa. Mmak, BHCcOke IleHe JekoBa cupouynha HapouwTo morahajy
HepasBHjeHE U 3eMJbE Y pa3Bojy, TaKo J1a OBH JIEKOBH YECTO OCTajy HEJIOCTYIIHH IAIHjeHTHMA
BUXOBHM HeropaTesbuMa. llonWTHKa BHCOKMX IIeHa JiekoBa cHpounha KoOjy Kpeupajy
¢dapmaneyTcke KOMIaHHje Morina OH 3Ha4ajHO Ja NOBpPEAM MHOTE€ OCHOBHE IIPHHIUIIE
37paBCTBEHE 3amTUTe U MeauuuHe yommre. Kama ce mnpuMemyjy TpagdIMOHATHH
(GapMaKOEKOHOMCKH TNIPHHIMITH IPOIEHEe HCIUIATHBOCTH JICKOBA, JIEKOBH 3a JICUECHHE PETKHX
OonecTd yriaaBHOM HHCY HcIUIaTMBH. Mmak, ¢ Jpyre cTpaHe, IOCTOj€ jaCHH XyMAaHHTApHH H
eraJMTapHH NPHHIMIIA, 110 KOjUMa CBU NAIMjeHTH HMajy MPaBO HA 3JPAaBCTBEHY 3ALITHTY, JOK
nexapy uMajy obaBe3y Ja nanujeHTe Jiede HajOoJbHM JOCTYITHHM JieKoBuMa. MimMajyhu 1o y BuLy,
jacHo je na GOHIOBH 3[]paBCTBEHOT OCUTYpamha UMajy TeXXaK 3aiaTak Aa OApefe rpaHuIly u3Mehy
OpHHIHUNA HOJele 3HAYajHOT JeNa OTrpaHMYEHHX CpPEACTaBa BeOMa MaiioM Opojy mojeauHana
koju Oolyjy oA Heke peTke OolecTH ¢ jemHe CTpaHe, W MpPHHIMIA HAMYINTama TAKBHX
IojeIMHAYHMX TNaNujeHaTa ¢ Apyre crpaHe. Jla OM ce JOHele HCIpaBHE OIJIyKE y IIOTIIEIY
HaIOKHAJIe 3a Kay3ajHy TepalHjy peTKHX 6oyecTH, HEOMXOIHE Cy Jajbe CBeOOYXBAaTHE aHAIN3E
HCIUIATHBOCTH CBHX JI0 caja omoOpeHHX JekoBa cupounha, Koje TpeGa na Oyxay mpuiarohene
PErMOHATHNM M HallMOHAJIHWM BapHjanyjaMa Koje MOCTOje Y Pa3IuYUTHM COLHOEKOHOMCKHM
OKpYXemhHMa.



Pesynratu oBe MOKTOpCKE MHCEpTallMje Cy yKa3ald Ha NPEBHCOKE IIEHE MHIIYCTaTa H
uepnunoHase anpa 360r kojux oBH epuKacHU nexkoBu 3a jedewe NP-C m CLN2 Hucy
(bapMaKoeKOHOMCKM HCIUIATHBE OINHMje y Topehermy ca CHMIOTOMATCKOM —TEpamdjoM.
OpuruHanHM HayYHH TONPHUHOC OBOT MCTPaXKHBAHKA OINieJla Ce M y TOME INTO je OBHM ITyTeM
ykasaHo Ha m0oTpely Ja 31paBCTBEHE OpraHM3alHje MOAPKE HAMOpe Koje, pasIHdHTa
HallHOHAJIHA ¥ Mel)yHapoJHa yApyXeHa IalujeHaTa KojH GOoilyjy Of PETKHX GOJNECTH, yIaxy
Kako Ou ce mo6oJblIao CTaTyc OBHX NallHjeHaTa y APYIITBY M Kako OW mpoGieMu ca KojuMa ce
OHM Cy04YaBajy mocTamu BubMBHjH. Takole, pesynTaTi oBe ZOKTOPCKE OHMCEpTalyje MOKasyjy
Za je ounrieaHo notpebHo Ma PapmaueyTcke KOMNAaHHje pa3sMOTpe IIPHHENKI TH(EpEHIHjaTHOT
oxpehuBama neHa JekoBa cupounhia, KOju moapasyMesa oapehuBame pa3THYHTHX [EHA JIEKOBA
3a 36MJbE Ca PasIMYHTHM CTENEHOM €KOHOMCKE Pa3BHjeHOCTH. IIpeMa OBOM INpPHHIMIY, ICHE
nexosa cupoynha 6u TpeGano ma Oydy BHIIE y €KOHOMCKH Da3BUjEHHM 3e€MibaMa, JOK CE Y
HEpa3BHjeHMM H 3eM/baMa y Da3BOjy IleHE OBHX JIeKOBa Tpebajy cMamuTH. TuMe 6u ce
00e36enua rinobanHa JOCTYITHOCT JIEKOBa H 06€30eHII0 IIOITOBAME OCHOBHX XYMaHHTAPHUX U
erayMrapHux npuHiuna. Haxacse, papmaneyrcke koManuje Koje Mpon3Bojie JTEKOBE 3a JICUEHhe
petkux Gonectn 61 Tpebano na NMPEHCIHTAjy MOJUTHKY OfpelyBama M3y3eTHO BHCOKHX LIEHA
nekoBa cupounha, ¢ 063MpoM Ha 3HaYajHE NOBIIACTHIIC KOj€ YXKUBajy O CTPaHE PEryIaTOPHHX
TeNa NPUINKOM pa3Boja OBHX JIeKoBa. JIOMpHHOC OBe NOKTOPCKE AMCEpTaLlHje Orieaa Ce M Yy
TOME IUTO Cy I-CHH PEe3yNTaTH MoKasauM 1a je (GapMaKOeKOHOMCKH acIexT Jieuera GD2 koju
nojpasyMeBa NPHUMEHY €H3HUMCKE CYNCTHTYIMOHE TepalHje y KOMOMHAIMjH ca aMOPOKCOIOM
IOBOJBHHUJH Y OJHOCY Ha MOHOTEpaNHjy y BUJY CH3HMCKE CyNCTHTYLHOHE Tepanuje. To 6w, y3
oxpalpyjyhe uHHIMjaNHE pe3yNTaTe MO NHTABY eduKacHOCTH U 6e36eAHOCTH aMGPOKCONa Kao
(hapmaxoIOLIKOr mWAaNepoHa y JIeuery OBe TeIIKe GONECTH, MOITIO Jia MOACTAKHE (apMaleyTCKe
KOMIIaHHje /2 HacTaBe ca KIMHUYKHM CTyJHjaMa y KOjUMa ce HCIHTYje NOTeHIHjalHa IpAMeHa
ambpokcouna y neuewy GD2.

2.3. Ouena na je ypahena noKTopcka AucepTanMja Pe3yJTAT OPTHHAJHOT HAYYHOT paga
KaHauaaTa y oarosapajyhoj Hayunoj ob6macru

IlpetparoM JocTymHe JMTEparype NpPHKYIUbCHE [CTA/BHEM M CHCTEMATCKHM
NpeTpaxuBameM OHOMENMIMHCKHX 6a3a noxataka “PubMed”, “EBSCO”, “Scopus”, “SClndeks”
u “Google Scholar”, y3 xopumheme oxropapajyhux Kibydnux peum: “lysosome storage
diseases®, “miglustat”, “cerliponase alfa“, “ambroxol“ u “cost-effectiveness ratio* HHUCY
npoHaljeHe CTyauje CIMYHOT JAM3ajHAa M METONOJOMWIKOr mpucryna. KommcHja je mperparom
PEJICBAaHTHUX HayYHHX Oasa yTBpauia Ja je $apMakoeKOHOMCKA aHAIN3a CIIPOBEHA y OKBHPY
OBE JIOKTOPCKE NUCEPTalHje MpBa TAaKBOT THNA Kaja jé Y MHTamby HCIHTHBAME UCILIATHBOCTH
HajHOBHje Kay3aiHe Tepamnuje 3a neyesme NP-C, CLN2 u GD2.

Ha ocHoBy nasezmenor, Komucuja koHCTaryje Ja HOKTOpCKa AMCEpTalHja KaHMUAATA
Mena Tyruha mon mHasusom ,(PapMaKoeKOHOMCKA AHAIM3A Kay3ajHe TepammHje
HeypoJomKuX MaHudecTauuja GonecTH yciex mopemehaja pasrpammme H AenoHoBama
MAKPOMOJIEKYJIa y JIN3030MHMa“, IPE/ICTaBJba PE3yNTaT OPUTHHAIHOT HAYYHOT paja.



2.4. [Ilperaen ocTBapeHHX pe3yJTaTa paja KaHauaaTa y oapeleHoj HayuHoj o0aacTu

A. JIuunu nogauu

Meno (Ilemco) I'ytuh, pohen je 07.11.1992. roqune y Ilnasy, Peny6nuka Lipua Topa.
OcnoBry mikonmy “Xajpo IllaxmanoBuh” 3aBpmmo je y ITmaBy 2006. ronuHe ca OMIHYHHAM
yenexoM. Cpenmwy menuuuHcKy mkony, “beho bamuh” y IlnaBy, ommta cmep, 3aBpmuo je
2010. rogune xao Hocunay aumiaome Jlyua. MemumuHcku daxynrer YHusepsurera y Humy,
CMEp HMHTErpHCaHE akaJeMCKe CTyaHje MeauiuHe, ynucao je mxoicke 2010/2011 roaune, a
aumoMupao je 18.10.2017. romgune ca mpoceunoM ouenoM 8,86 (8 u 86/100).

CTpy4HH HCIIHT 3a JOKTOpa MEIHUIHHE NMOJNOXHO je 22.10.2018. roauHe mpej HCIATHOM
KomucHjoM MunucrapcTsa 3apasssa Lipre I'ope. Hakon Tora je 3acHoBao panHu oguoc y 3aBomy
3a XUTHY MeAuUHUHCKy romoh Llpre 'ope-jenunnua Ilnas, rae je octBapuo 18 mecemu paguor
cTaxa, pafiehn Ha NO3UIUjH JOKTOPA Y TUMY 3a XUTHY MeIULHUHCKY IIOMOR.

Hokropcke cTynuje- JIOKTOpcKa IIKONa- MEAUIMHCKE HayKe, CMEP HEypOHAayKe, YIIHCAo
je 18.10.2019. romune na QakynreTy MeNMUMHCKHX Hayka YHmBepsuTera y Kparyjenuy.
YcMeHn JOKTOPCKH uenut noroxwo je 30.10.2021. roaune.

Oxn jyna 2020. roguHe je Ha CIeNMjalu3aliju W3 ICHXMjaTpuje Ha MeIMIHUHCKOM
dbaxynrery YuuBep3ureta y beorpany.

I'oBopu enrnecku jesuk. Ilocenyje 3Hame U3 pa3IUYUTHX 06IACTH paaa Ha IEPCOHATHAM
padyHapuma.

B. Cnucak o0jaB/bennx pajgoBa

1. Guti¢ M, Milosavljevi¢ MN, Jankovi¢ SM. Cost-effectiveness of miglustat versus
symptomatic therapy of Niemann-Pick disease type C. Int J Clin Pharm.
2022;44(6):1442-1453. M23

2. Safiye T, Vuk&evi¢ B, Milidrag A, Dubljanin J, Guti¢ Cikoti¢ A, Dubljanin D,
Lagkovié M, Rodié I, Nikoli¢ M, Colakovié¢ G, Mladenovié T, Guti¢ M. Relationship
between mentalizing and teacher burnout: A cross sectional study. PLoS One.
2023;18(1):€0279535. M22

3. Safiye T, Vuké&evi¢ B, Gutié¢ M, Milidrag A, Dubljanin D, Dubljanin J, Radmanovié
B. Resilience, Mentalizing and Burnout Syndrome among Healthcare Workers during
the COVID-19 Pandemic in Serbia. Int J Environ Res Public Health.
2022;19(11):6577. M21



2.5. Onena 0 HCMYMHE€HOCTH 00MMa M KBAJINTETA Y OQHOCY HA NPHjaB/beHy TeMy

CripoBeZicHO HCTpaXKMBamke Yy MOTIYHOCTH je ycKaiheHo ca IpHjaBLEHOM TEMOM
HOKTOpCKe aucepranyje. Ilubepn HCTpaxnBamka U NPHMEHEHa METONONOTHja HAEHTHYHH Cy ca
oxoGpenumM y nipHjasu Te3e. JlokTopcka nuceprauja kanmunara Mena I'yruha canpxu cneneha
nornasba: YBon, LlmbeBn u xumorese crynuje, Marepujan u Meron, Pesymraru, J{uckycwja,
3axspyunu ¥ Jluteparypa. Hanucana je Ha 91 ctpanu u uma 22 cimke u 7 tabena. ITormasme
JIureparypa canpxu 218 nutupanux 6ubnuorpadckux jemMHunA M3 MHOCTpaHMX M joMmahux
CTPYYHHX IyONHKaLyja.

Ha ocHoBy mpeTxoaiHO HaBeneHMX ynm-eHua, KoMucnja cMaTpa fa 3aBpiuena JoKTopcka
Aucepranyje Kanpuaata Meza I'ytuha non HasuBoM ,,PapMaK0eKOHOMCKA AHAIN3A KAy3a/IHe
Tepanuje HeypoJlomKHX MaHudecranuja GojsectH ycien mopemehaja pasrpaame n
ACMOHOBaIba MAKPOMOJIEKYJIA Y JIH3030MUMA“, IO 0OMMY M KBATUTETY M3pajie y MOTIYHOCTH
OZiroBapa NpHjaBJbeHOj TEMH JOKTOPCKE AUCEPTaLHjE.

2.6. Hay4uHu pe3yJITaTH JOKTOPCKE JUCEPTALHje

o Jleuewe Human-Ilukose Gonectn Tun 1| murmycrarom Huje (apMaKOEKOHOMCKH
HCIUIATHBA ONuMja y nopehemy ca CHMIITOMATCKOM TeparnujoM u mpahieHo je HeraTHBHUM
BPETHOCTHMA HETO HOBYaHE KOPHCTHM Yy PaHOj MH()AHTHIIHOj KOXOPTH IalMjeHaTa KOX
KOjuX O0JiecT oYHm-e Mpe HaBpIIeHe 2, TOAUHE KUBOTA.

o Jlevewe Human-IIlukoBe Gomecrm Tun I Murmycrarom Huje (apMaKOSKOHOMCKH
HCIIIaTHBA ONuKja y nopehermy ca CHMITOMATCKOM TEpaNujoM U IIpahieHo je HeraTHBHUM
BPCIHOCTHMA HETO HOBYAaHE KOPHCTH y KacHOj MH(AHTHIHOj KOXOPTH MalUjeHaTa KOX
Kojux Gorect nounse usmely 2. 1 6. roguHe JKUBOTA.

o Jlevewe Human-Ilukose Gomectm Tun I Murmycrarom HHje (apMaKOCKOHOMCKH
HCIUIaTHBA ONKja y nopehemy ca cuMnToMaTckoM Tepanujom u npahieHo je HeraTHBHEM
BPEIHOCTHMA HETO HOBYAaHE KOPUCTH Y jyBEHHIHOj KOXOPTH MalMjeHaTa KOI KOjHX
6onect nounte uaMely 7. u 15. rogune XUBOTA.

o Jleuewe Human-Iluxose Gonecrn Tunm I MuritycTaToM HHje (apMaKOeKOHOMCKH
HCIUIaTHBA ONUKja y mopeliemy ca CHMITOMATCKOM TepanujoM 1 npalieHo je HeraTHBHAM
BPEIHOCTAMA HETO HOBYAHE KOPUCTH y KOXOPTH ajoleclieHaTa/oapaciuX NalldjeHaTra
KoJ| Kojux 6omecT nmounme mocie 15. roguHe »uBoTa.

o Ilpema cajammoj mneHm Kojy moTpaxyje mnpoussohau, MuTIycCTaT HHje
(hapMaKOEKOHOMCKH HCILIATHBA OMIHja 3a Jiederse Human-TTukose Gomectn tan 1] gax
HH aKko ce crnpeMHOCT PemyGmuukor ¢oHna 3a 34paBCTBEHO ocHTypame PemyGimxe
Cpbuje na mnatw 3a jenHy Bume noGHjeHy roauHy mpuiaroljeHy 3a xamurer noseha ca
200.000,00 nHa 25.000.000,00 gunapa.

¢ C o63upoM Ha HEIBOCMHCIEHY KIHHHYKY e(UKACHOCT MHIIYCTaTa y yCIopaBamy
Heyponomkux MaHubectaudja Human-Ilukose Gomectn tum 1, ¢apmaneyTcke
KOMIaHHje, (OHNOBH 3APABCTBEHOT OCHTYpParsa M HAMOHAIHE OPTaHM3ALje 3a JeUeHne
perkux Gomectn Tpeba na mponally HauMHe Ja OBaj JieK yYMHE JOCTYIHHM CBHM



nanujedtuMa ca Human-ITukoBoMm Gonemhy tun I kon KojHX je MHIMKOBaHA HEroBa
IpHMEHa.

e Jleueme KacHe HHGAHTHIHE HEYPOHCKE LiepouIHe JIUNOodyCIHHO3€e THII 2 IEepIUIOoHa30M
ampa Huje PapMaKOCKOHOMCKH NCILUIATHBA ONLHja y mopehermy ca CHMITOMATCKOM
TepanjoM U mpalieHo je HeraTMBHMM BpPEJHOCTHMA HETO HOBYaHE KOPHCTH, Oe3 003mpa
Ha TO Kajia ce 6oyiecT npBu ImyT MaHudecTyje Ko manujeHara.

o [Ilpema cagmammoj ueHH Kojy noTpaxyje mpousBohau, IepaunoHaza anda Huje
(apMaKOEKOHOMCKH HCIUIaTHBA ONIHja 3a Jieuele KacHe HHGAHTWIHE HEYPOHCKE
HepouaHe numodycrnuHo3e THUI 2 9aK HHA ako ce cnpeMHocT PemyGimukor ¢onma 3a
3IpaBCTBEHO ocurypame PemyOnnke CpOuje ma miatu 3a jeaHy BHIIe NOOHjeHy TOAHHY
npunarofjeHy 3a kBanuter noseha ca 200.000,00 xa 25.000.000,00 auxapa.

e C 003upoM Ha HEIBOCMHCIECHY KIMHHYKY €()HKacHOCT LepiuIoHa3e alpa y Jeuemwy
HeypolomKkux  MaHHecTanuja kacHe  UHpaHTHIHE  HEYPOHCKE  IIEpOHMIHE
nuno¢dycnuHo3e THI 2, hapmaneyTcke KOMIaHHje, GOHIOBU 3JpaBCTBEHOT OCHIYpamba U
HaIlMOHAJIHE OpraHu3alyje 3a Jeyeme peTkux Oonectr Tpeba aa npoHaljy HauHHe Ja 0Baj
JIeK y4MHe JOCTYIHHM CBHM Hal{jeHTHMa ca KacHOM WH(MAHTHIHOM HEYPOHCKOM
LEPOUTHOM JIMIO(PYCIUHO30M THII 2 KO KOjHX j& HHIUKOBAHA FEroBa NMpHMEHa.

o Jleueme I'omeoBe Oonectm THN 2 KOMOMHOBAaHOM TepamdjoM aMOpOKcOoia H
UMHDTyIepase je ¢apMaKoeKOHOMCKH HCIUIATHBA ONLHja y Iopelemy ca JieuemeM OBe
OoyecTH HMHIITyLepa3oM Ka0 MOHOTEPanHjoM U NMpaheHo je MO3MTHBHHM BPEIHOCTHMA
HETO HOBYaHe KOPHCTH Y KOXOPTH NalyjeHaTa KoJ Kojux 6oliecT mounme Ha poljemy.

e Jleuewme I'omeoBe Oomectw THm 2 KOMOHMHOBAaHOM TepammMjoM aMOpokcona H
UMHUTITyIEepase je GhapMaKoeKOHOMCKH HCILIATHBA OMIHja y mopelerby ca JIeYemeM OBe
fosiecTH MMHIITyLIEpa3oM Kao MOHOTepannjoM U npaheHo je MO3UTHBHHM BpeJHOCTHMA
HETO HOBYaHE KOPHCTH Yy KOXOPTH NalyjeHaTa KoJA Kojux OonecT mouumse y moba
oJi0jueTa.

e C o63upoM Ha oGehaBajyhe pe3ynTaTe MUIOT CTyXHja U HUCKY LIeHy JieKa Koja je mpahiena
IOBOJbHAM (papMaKOEKOHOMCKHM HpoduioM, HOTpeOHO je mnoapoOHMje HCIHTATH
edukacHocT M Oe36emHOCT amMOpokcona Kao (hapMaKOJOLIKOT IIAIEPOHA 33 JICUEH:E
I'omeose GomecTn Tum 2.

2.7. IIpuMemHUBOCT H KOPHCHOCT Pe3YJITATA Y TEOPHjH H NPAKCH

Vipkoc HeNoBOJbHOM —(apMakOEKOHOMCKOM HPOQWIYy KOjH MpaTH TPEHYTHE IiEHe
MHITIycTaTa M LepiaunoHase anda, ¢apMmalneyTcke KoMIaHuje, (OHIOBH 3IPAaBCTBEHOT
OCHIypara H HallHOHAJIHE OpraHH3alyje 3a JieYemhe PeTKUX GOJeCTH MOpajy Aa npoHally HauuHe
Jla OBE JICKOBE YYHHE JOCTYIIHHM CBMM INandjeHTHMa Koju Gomyjy ox NP-C, ommocuo CLN2,
300r J0Ka3aHe H HEJBOCMMCIEHE epUKAaCHOCTH OBHX JiekoBa. C apyre crpae, ¢ 063MpoOM Ha
oxpabpyjyhe HHHIMjanHe NoAaTKe 0 ePHKACHOCTH aMOPOKCOia H J06poM hapMaKOEKOHOMCKOM
npodury 0BOr JIEKa, IOTPEGHO je CIPOBECTH OAroBapajyhia KIMHHYKA HCIUTHBAEkA y KojuMa 61



ce ucmuTaNa edukacHOCT aMOpokcosia kao (apMaKoNOLIKOr IanepoHa M Jejia KOMOHMHOBaHE
Tepamnyje mangjeHara koju ooimyjy ox GD2.

2.8. Haunn npe3eHTOBama PE3yJiTATa HAYYHOj JABHOCTH

Pesynratu oBe cTyauje myOJIMKOBaHM Cy KaO OPHTHHAIHO HCTPAXHBAME Y YACOIHCY
uHAexkcupanoM Ha SCI nuctu (kareropuja M23):

1. Guti¢ M, Milosavljevi¢ MN, Jankovi¢ SM. Cost-effectiveness of miglustat versus
symptomatic therapy of Niemann-Pick disease type C. Int J Clin Pharm.
2022;44(6):1442-1453.
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Komucuja 3a oneHy u omOpaHy 3aBplieHe NOKTOPCKE AMCEpTalMje KaHmumara Mexa
I'yrulia mox HazuBoM “@apMaK0oeKOHOMCKA AHAJIM3A Kay3ajHe TepamHje HeypoJOMKHX
mannecTanuja 6osectu ycien nopemehaja pasrpanme u JenoHoBama MAKPOMOJIEKYIa y
JII3030MHMa”, Ha OCHOBY IIPETXOHO H3HETHUX YHE-EHHUIA, CMATPA J1a j€ HCTPAKHUBALE Y OKBHDY
OBe Te3e 0a3sMpaHO HA aKTYeNHHM CA3HAKHMA M BAIMIAHO] METONOJOTHJH H Ja jé IPELH3HO 1
aJIEKBaTHO IIOCTAaBJbEHO U CIIPOBEICHO.

Komucrja cMatpa ma nokropcka gucepranyja Kanaupata Mema I'yruha, ypaljena moxn
MEHTOPCTBOM Jionl. Ap Munoma Munocassbepuha, npyxa OpHIHMHANHHA HAYYHH M IPAKTHYHHA
JOTPUHOC pa3yMeBamy (apMakoeKOHOMCKHX acIeKara Jieuersa HeypOJIOIKHX MaHu(ecTaImja
peTkHX Goneru yciuen nopemehaja pasrpanme U ACMOHOBaba MAKPOMOJIEKYJIA y JTH3030MHMa.

Komuenja ca 3amoBosbcrBomM mpemnaxe Hacrasro-mayunom Behy akynrera
MEIMIMHCKUX Hayka YHHBep3uteta y Kparyjepmy, na JOKTOpCKa aucepTanuja Mox Ha3HBOM
“@apMak0eKOHOMCKA AaHAJIM3a Kay3ajHe TepamHje HeyPOJIOMKHX MaHHpecTanuja
Oosecrn ycien nmopemehaja pasrpaame H XeNOHOBaLA MAKPOMOJIEKY.Ia y Ju3o3omMuma”
kannunaTa Mena 'yruha 6yne nosutusHO onemeHa 1 0106peHa 3a jaBHy oa6pany.

YJAHOBU KOMHUCHJE

ap Cio6onan Jankosuh, peosru npopecop Pakynrera MeTUIMHCKAX HAYKA YHusepsutera
y Kparyjesiy 3a yxe nayune o6mactu ®apMaxonoraja u Tokcukonoruja; Kinunmaka dbapmarnyja,
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Ap Baagumup Jamuh, penosru npodecop ®axyrrera MeMIHHCKIX HayKa Y HUBEP3UTETa y
Kparyjesny 3a yxy Hayusy o6mnact [lcuxujarpuja, wian

ap UBana Cramesuh Kapsmunh, Banpenny mpodecop Meaunysckor ¢axynrera
VYupflepsutera y Ilpumrta npuBpeMeHUM ceuiuTeM y Kocosekoj Mutposuiu 3a yxy
Hay4yHy-obnact [lenxujarpuja, wian
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V¥ KparyjeBny, Maja 2023. roguse.

=

/



