zatacznik nr 1 do Zarzadzenia
Prezesa AOTM nr 18/2012

Formularz zglaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTM:

Numer: | BIP — 056, analiza AOTM-OT-4351-7/2012

Whiosek o objecie refundacja i ustalenie ceny urzedowej leku Exjade (deferazyroks) 250
Tytut:| MY, 28 tabl., EAN 5909990613021, 500 mg, 28 tabl., EAN 5909990613045 we wskazaniu:

| leczenie doustne stanéw nadmiaru zelaza w organizmie

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypeiniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjq Konfliktu Interesow (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych, ul. I. Krasickiego 26, 02-611
Warszawa, bad? przestac przesylkq kurierskg lub pocztowa na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zglaszac w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Publicznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTM po uplywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

UWAGA! Zgfoszone uwagi i deklaracja konfliktu interesow beda publikowane w BIP AOTM?.

1. Deklaracja konfliktu interesow (DKI)® — do wypetnienia w przypadku uwag do analizy weryfikacyjnej

Imie i nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: .................. MICHAL MATYSIAK

B Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej,

! zgodnie z arl. 35 ust, 4 usltawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacyi lekdw, Srodkow spotywozych specjalnego przeznaczania fywieniowego oraz wyrobow
;nadycznych {Dz L.z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z pdén. zm.)

zgodnie z art. 315 ust. 23 ustawy © Swiadczeniach opieki zdrowolnej finansowanych ze érodkow publicznych (Dz. U. z 2008, Nr 164, poz 1027 z pdén.
zm.)
‘o ktdirej mowa w an. 31s ust 91 23 ustawy 0 éwiadczeniach opleki zdrowolnej finansawanych ze érodkow publicznych (Dz. U, z 2008, Nr 164, poz. 1027
z pdin. zm.)



UWAGA!
Czeséé A nalezy wypelnic w przypadku wystepowania konflikiu interesow.
Czesc B nalezy wypetni¢ w przypadku braku konfliktu interesow.

Czes¢ A

Oéwiadczam, ze ja, méj matzonek/moja matzonka, moj zstepny lub wstepny w linii prostej, osoba, z
ktora/ osoby, z ktérymi pozostaje we wspolnym puiyciu", wykonuje/ja zajgcia zarobkowe na podstawie

Stosunku pracy O

Umowy o $wiadczenie ustug zarzadczych O

Umowy zlecenia O

Umowy o dzieto O

Innej umowy o podobnym charakterze [J

na rzecz podmiotéw okreslonych w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 (cytowany ponizej)

_8.Czlonkowie Rady Przejrzystosci, ich matzonkowie, zstepni i wstepni w linii prostej oraz osoby, z
ktérymi czlonkowie Rady Przejrzysto$ci pozostajg we wspolnym pozyciu, nie moga:

1) byé cztonkami organow spofek handlowych lub przedstawicielami przedsiebiorcow prowadzgcych
dziatalno§é gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

2) byé¢ czionkami organow spotek handlowych lub przedstawicielami przedsigbiorcow prowadzgcych
dziatalno$é gospodarczq w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywcezych
specjalnego przeznaczenia 2ywieniowego, wyrobow medycznych;

3) byé czfonkami organéw spoldzielni, stowarzyszer Jub fundacji prowadzgcych dziatalno$¢, o ktorej
mowa w pkt 12"

Prosze podac szczegoly, ktore Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigZg
Panig/Pana (mafzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt interesow. Opis powinien by¢ mozliwie
zwiezfy.

* niepotrzebne skmﬁic



Oswiadczam, pod rygorem odpowiedzialnosci karnej za skladanie falszywych oswiadczen z art.
233 § 1 i 6 ustawy z dnia 6.06.1997r. Kodeks karny (Dz. U. 1997 Nr 88, poz. 553 z pézn. zm.), Ze
wedlug mojej najlepszej wiedzy powyzsze dane s3 zgodne ze stanem faktycznym i kompletne.
Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie moich danych osobowych w
celu identyfikacji konfliktu intereséw zgodnie z ustawa o ochronie danych osobowych z dnia
29.08.1997 r. (Dz. U. Nr 133, poz. 883 z pézn. zm.).

Data sktadania i podpis osoby sktadajacej DKI ....... /{ 4‘68 ﬂ’c I2’ ..............................

Czesc B

Oé&wiadczam, iz z uwagi na niewystepowanie okolicznosci okreslonych w art. 31s ust. 9 ustawy z dnia
27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z
2008 r. Nr 164, poz. 1027 z p6zn. zm.), dotyczacych mojej osoby, mojego matzonka/mojej matzonki,
moich zstepnych lub wstepnych w linii prostej, osoby, z ktéra/ oséb, z ktorymi pozostaje we wspolnym
pozyciu, nie jestem w konflikcie interesow.

Oséwiadczam, pod rygorem odpowiedzialnosci karnej za skladanie fatszywych oswiadczen z art.
233 § 1 i 6 ustawy z dnia 6.06.1997r. Kodeks karny (Dz. U. 1997 Nr 88, poz. 553 z p6zn. zm.), ze
wedlug mojej najlepszej wiedzy powyzsze dane s3 zgodne ze stanem faktycznym i kompletne.
Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie moich danych osobowych w
celu identyfikacji konfliktu intereséw zgodnie z ustawg o ochronie danych osobowych z dnia
29.08.1997 r. (Dz. U. Nr 133, poz. 883 z pozn. zm.).

Data skiadania i podpis osoby sktadajacej DKI ............ ,14(




=

Numer®

5. Uwagi do analizy weryfikacyjne] AOTM
|

| {rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi |

S

7.0 str 66

|
|
L

Nie zgadzam si¢ Z autorami analizy weryfikacyjnej ze poszerzenie grupy docelowe] 0 |
.innych pacjentow z nadmiarem zelaza w organizmie", oznacza jak pisza autorzy
analizy , 0 takich, U ktérych nadmiar zelaza nie jest wynikiem czestych transfuzji krwi." |
Wskazania do czestych transfuzji krwi, a tym samym wzrost ryzyka nadmiaru zelaza
wystepuja bowiem nie tylko u chorych wymienionych w ChPL . Pacjenci ci, na pewnych|
etapach terapii , wymagaja wigc leczenia chelatujacego , gdyZ jego brak pogarsza |
efekty leczenia choroby podstawowej lub nasila jej skutki. |
Uwazam ze autorzy analizy powinni skupic sie na problemie nadmiaru zelaza i jego
zapobieganiu, gdyz to w konsekwencji obniza catkowite koszty terapii i zwieksza |

rokowanie chorych, a nie na jednostkach chorobowych wpisanych do ChPL. |

| 7.0 str 68

\

Oznaczanie stezenia ferrytyny uznawane jest powszechnie za najlepszy marker W
ocenie nadmiaru zelaza nie tylko z uwagi na cene, ale i na tatwos¢ jego oznaczania, a
tym samym dostepnos¢ tej metody. |
Cytowane przez autorow analizy oznaczenie stezenia zelaza W watrobie, jest |
bezsprzecznie badaniem o duzej wartosci diagnnswcznej W pcprzetoczeniuwym
przecigzeniu zelazem, ale zarazem badaniem niedostepnym w bardzo wielu |
oérodkach, co czyni ta metode mato przydatng w codziennej praktyce lekarskiej |

+ Umozliwiajacy identyfikacig fragmentu analizy, do kiorego odnosza sig wriesione uwagi; nie dotyczy W przypadku uwag ogdlnych,

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®
a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer®
{rozdzialu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi |

|

3.4

Przedstawiona ocena dotyczaca deferasiroxu zawiera bogaty materiat naukowy,
natomiast uwazam, ze whnioski na temat jego skutecznosci wyciagniete z analizy tego |
bardzo niejednolitego materiatu, sa do$¢ daleko idace. Uwazam, ze lek ten jest
potrzebny szczegolnie w pediatrii. Sami autorzy analizy cytuja dowody na wysoka
skutecznosé deferasiroxu poréwnujac ja do skutecznosci deferoksaminy , @ takze
omawiaja wiele badan pokazujacych sens leczenia deferasiroxem |
W analizie potraktowano marginesowo najwazniejszy wg mnie powod leczenia \
deferasiroxem, ktorym jest akceptacja przez pacjenta, a szczegolnie pacjenta
pediatrycznego, zalecen lekarza w tym dotyczacych drogi podania leku. Z wiasnej
praktyki wiem, ze przewlekie podawanie leku droga inng niz doustna, wigze sie z
bardzo duzym odsetkiem nieprzestrzegania zalecen lekarskich i tym samym
zaprzestania terapii. Brak akceptaciji przez pacjenta drogi podania leku powoduje
przerwanie terapii i narastanie objawow przetadowania selazem, prowadzac do |
uszkodzen i niewydolnosci narzadowych., a w konsekwencji do kalectwa i zwiekszenia
kosztéw opieki medycznej nad chorym. \
Kolejna moja uwaga do wnioskow wyciagnigtych Z zataczonych analiz jest,
podkreslany zreszta przez samych autorow analizy, fakt, matej liczebnosci badanych
grup i to, ze wiekszose cytowanych badan to badania obserwacyjne.
Z drugiej strony 0 skutecznosci deferasiroxu swiadczy fakt umieszczenia tego leku w

wielu cytowanych w analizie rekomendacjach i to zarowno jako leku pierwszego jak i
drugiego rzutu , a takze jego akceptacja W tym wskazaniu przez FDA i EMEA co

& analizy, o ktorych mowa w art. 25 pkt 14) lit. c oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i Ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, Srodkow spozywezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 22011 r. Nr 122
poz. 696 z pozn. zm.)



| zawarto w cytowanej analizie

To wszystko w potgczeniu z cytowandg powyzej akceptacja przez pacjent doustnej
formy terapii jest wg mnie bardzo istotnym argumentem przemawiajacym za

stosowaniem deferasiroxu w pediatrii

* Umoizliwiajacy identyfikacig frag
b. Uwagi do analizy ekonomicznej

mentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy W przypadiu uwag ogolmych.

| Numer*
{rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

il

S

« Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy,

do ktérego odnosi sig uwaga, nie dotyczy w przypadku uwag ogélnych.

¢. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowiazanego do finansowania
$wiadczen ze srodkow publicznych

Numer*
(rozdziatu, tabell,
wykresu, strony)

Uwagi

IS

* Umoiliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sig uwaga;

nie dotyczy w przypadku uwag ogalnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

" Numer*
({rozdzialu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umoizliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego

odnosi sie uwaga; nie dotyczy W przypadku uwag ogalnych.




