Zakacenik nr 1 do Zarzadzenia Nr ., /2015
Prezesa Agencii Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji

zdnia 2 stycznia 2015,

Formularz zglaszania uwag do
analizy weryfikacyjne] Agencii Oceny Technologil Medycznych | Taryiikac]i
i analiz wnioskodawcy

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: AOTMIT-0T-4351-21/2015

Whiosek o objecie refundacig | ustalenie urzedowej ceny zhytu leku Kalydeco {iwakaftor)

Tytuk: w ramach programu lekowego: ,Leczenie iwakaftorem mukowiscydozy 1CD-10 £84”

Uwagi (pki. 2) wraz z wypefniong | wlasnorecznie podpisang Deklaracfa Konfliktu Interesdw (pki. 1)
nalezy zlozyd w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych | Taryfikacji, ul. . Krasickiego 28,
02-611 Warszawa, badZ przestac przesythg kurierskg fub pocztowg na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zglasza¢ w ferminie 7 dni od dnia opublikowanfa analiz w Biulefynie Informacji
Publicznej (BIF). Uwagi dostarczone do siedziby ACGTMIT po uplywie tego ferminu nie bedg
rozpalrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i deklaracia konflikiu intereséw beda publikowane w BIP ACTMIT®,

1. Deklaracja o konflikcie interesdw (DK!}3 - do wypeinienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjne)

imig | nazwisko osoby skladajgce] DKl dotyczacej zlozenia uwag do upublicznicne] analizy
werylikacyjnej:

Dotyczy wniosku/ow bedacegolych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:
Czego dotyczy DKI*:

I Przygotowanieele
-GolYGEaERgD. ...

™ Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

=  Zozenie-uwag-wawigzku-z-upublicznienym-porzadkiem-obrad Rady Przeirzystoscihw-daiu

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 201171, o refundacji lekow, Srodkdw spozywezych specialnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017 r. Nr 122, poz. 696 2 pdin. zm,)

zgodnie z arl. 31s ust. 23 usfawy o Swiatlczeniach opieki zdrowoinef finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz, U, z 2008,
Nr 764, poz. 1027 z poZn. zm.)
: o kidrej mowa w art. 31s ust. 121 23 ustawy o swiadczeniach opield zdrowoinef finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz.
U, z 2008, Nr 164, poz. 1027 z péEn. zm.)
¢ zaznaczyd tylko 1 pole



Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego malzonka/moje] matzonki, moiego zstgpnego lub
wstepnego w linii prostei, osoby, z kidrafoséb, z ktdrymi pozostaje we wspolnym pozyciu™

" nie zachodzg okolicznosci okredlone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowoinef
finansowanych ze Srockdw publicznych (Dz. U z 2008r, Nr 164, poz. 1027 z péZn. zm ),

aes

t zachodza okolicznosci okresione  wart. 31s ust. 8 usltawy o Swiadczeniach opieki zdrowolnef
finansowanych ze Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2008 1., Nr 164, poz. 1027 z poin. zm.j, ¥..

r peinienie funkcji czionka organdw spolki handiowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatainost gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem

spOZYWCZYM speciainega przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

' pelnienie funkcii czlonka organu spotki handlowe] lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzaceqo dzialsinosé gospodarczg w zakresie doradziwa zwigzanago z refundacjg lekow,
srodkow spozywezym specjainego przeznaczenia zywieniowego, wyrcbow medycznych,

petnienie funkcii czlonka organdw spéidzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgoych
dziatalnosé gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obroiu lekiem, srodkiermn spozywczym
specjainego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé gospodarczy
w zakresie doradziwa zwigzenege z refundacia lekow, srodkdw spozywezym specialnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych;

r posiadanie akcji lub udziatow w spbtkach handlowych prowadzgeych dziatainosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania jub obrotu fekiem, érodkiem spozywezym specjalinego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarczg w zakresie doradziwa
zwigzanego z refundacjg  lekéw, srodkéw  spozywezym  specjalnego  przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych, oraz udziatéw w spoldzielniach prowadzgcych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym iub dziatainos¢ gospodarczyg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacig lekow, srodkow spozywczym specjainego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

" srowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywcezym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatainodci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, $rodkdéw spoiywczym
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobow medycznych.

Prosze podac szczegoly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktorymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/maizonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktorymi
pozostaje Pan/Pani we wspdinym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢
moziiwie zwiezly.

Jestem swiadomaly odpowiedzialnoéci karnei za zlozenie falszywego oswiadczenia.

Data skiadania | podpis osoby skladajacei DKI: Warszawa, 19.06.2015 1.
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2. Uwagi do analizy wervfikacyjne] AOTMIT

Numer*

{rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
sirony)

Malge na uwadze charakter wnioskowane] technologil (lek sisrocy stosowany w
chorobie rzadkigj, kitku pacjentow w Polsce; brak alternatywy dla wnioskowanei
technologiy w Analizie ekonomicznej zestawiono réwniez dostepne informacie na temat
produkiow leczniczych refundowanych w Polsce w chorobach dziedziczrych |
wycelowanych w bezposrednie skutki defekiu genetycznego — uzasadnione ceng
wnioskowane| technologii iekowe] w ramach podejscia egalitarnego, przy uwzglednieniu
nastepujacych parametrow: wartos¢ inkremenialnego wspolczynnika kosztow-
uzytecznosch, liczby pacjentdw predysponowanych do leczenia danym produkiem w
Polsce i rocznego kosztu stosowania danego produkiu U iednego pacjenta w warunkach
polskich.

Wynild zestawlenia preedstawione w rozdziale 4.3, analizy ekonomiczneg| przediozone
Agencii, swiadczg, ze wnioskowana technologia: z duzym prawdopodobiensiwem jest
fansza, cechuje sig takim samym (w wielu przypadkach - nizszym) inkrementainym
wspolczynnikiem koszidw-uzylecznosci oraz cechuje sie korzystnigjszym stosunkiem
rocznego kosziu stosowania u jednego pacjenta do liczby pacjeniéw z populacii
gocelowe; w odniesieniu do lekdw sierccych aktualnie refundowanych w Polsce w
leczeniu bezposrednich skuikow defektdw genetycznych wérdd pacjentdw z chorobami
rzadkimi.

1) ogolna
uwaga do
rozdziatu 4.

Podsumowanie tego zestawienia zamieszczono na wykresach ponizej.
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Uznaneo, iz pomimo braku spetnienia kryteriow utylitarnych zasadnosci ekonomiczng)
finansowania wnioskowanej technologil ze Srodkdw publicznych (przekroczenie progu
optacalnosci charakterystyczne dia lekow sierocych), przedstawione informacje
nozwalajg uzasadnic cene wnioskowane| technologil w ramach podejécia egalifamego.

2) Str. 63-84
183
(rozdziat.
454)

Produkt leczniczy Kalydeco® zostal zarejestrowany do stosowania w Urii Europejskie
23 lipca 2012 roku. Rejestracia przebiegta po 2005 roky, stad dla wnioskowanej
technologii definiowany jest okres wylgcznosci rynkowej zgodnie z Dyrektywa
2004/27/WE Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 1.

Dla lekow, dia ktorych obowigzuje ,okres wytacznosci rynkowe]” na ww. warunkach,
ustawa o refundacji lekdw, ... (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 686. z pdZn, zm.) wprowadza
redukcie urzedowej ceny zbyiu o co najmniej 25% (art. 13 ust. 2 ustawy).

Wyniki przeprowadzonego modelowania $wiadcza, ze okres stosowania wnioskowanej
technologii u standardowego pacjenta przekroczy moment ustawowej redukciji ceny. Na
tej podstawie przy uwzglednieniu obowigzujacych w chwill ziozenia wriosku aktow
prawnych w ramach modelowania uwzgledniono ustawowa obnizke cen zbytu nefto.
Nieuwzgiednienie tego aspekiu mozna uzasadni¢ jedynie cczekiwang zmiang zapisu
art. 13 ust. 2 ustawy o refundacji lekéw. Nic nie wskazuje na che¢ wycofania sie
regulatora z tego zapisu i na tej podstawie zostat on uwzgledniony w analizie
ekonomiczngj.

3) str. 79
(pierwszy
punkior)

Zgodnie z informacjami przedstawionymi w Analizie wplywu na budzet, do leczenia
wnioskowang technologig w Polsce kwalifikuig sie w chwili obecnej tylko pacienci z
mutacjg G551D,

W ramach analizy wrazliwesci oceniono wyniki analizy ekonomicznel tylko w grupie
pacientow z badan klinicznych z mutacig G551D. Nie ma przestanek za rozbieznoscia
charakterystyki pacientdw z ww. mutacjg wiaczonych do badan (wiele osrodkow z kitku
krajow) i pacjentami w Polsce, tym bardziej ze aktuainy ksztalt programu lekowego,
podobnie jak badania randomizowane, wykiucza pacjentdw z FEV1% pred. poniZe
40%.

4) str. 80

{pierwszy

punkior na
strone)

W ramach analizy wrazliwosci uwzgledniono opcjonalne modele predykeji wptywu
wnioskowane] technologii na przezycie catkowite] ~ modele z publikacii Buzzetti 2012,
odnoszace sie do odrebne] populacii choryeh niz uwzgledniono w modelu Liou 20071.
Whyniki nie ulegty istotnej zmianie {obserwowane zmniejszenie ICUR nie bylo wyzsze niz
16%).

Podobne wyniki otrzymane przy uwzglednieniu trzech réznych modeli regres;ji
opracowanych na podstawie danych dotyczacych dwdch odrebnych grup pacjentdw,
$wiadczg, iz ograniczenie wskazane przez Agencje nie ma istotnego wplywu na wyniki.




* Umozliwiajgey identyfikacie fragmeniu analizy, do kidrego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy w
preypadku uwag ogoélnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®
a. Uwagi do analizy kliniczne]

Numer® .
(rozdzialu, tabeli, Uwagi
wykrasu, strony)

* Umozliwiajgey identyfikacie fragmeniu analizy, do kibrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
agdinych,

b. Uwagi do analizy ekonomiczne]

Numer* )
(rozdzialu, tabet, Uwagi
wykresu, strony)

* UmoZiiwiajgey identyfikacie fragmentu analizy, do kidrege odnosi sie uwaga, nie dotyczy w przypadiu uwag
ogblinych.

¢. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze érodkdw publicznych

Numer®

{rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do kidrego odrosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogodinych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer® ]
{rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresuy, strony)

* Umozliwiajgey identyfikacie fragmentu analizy, do kiérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogoinych,

® analizy, o kedrych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2} #it. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011r. o
refundacii lekdw, Srodkdw spozywezych specjainego przeznaczenia tywieniowego oraz wyrabow medycznych
(De. U, 22013 v, Nr 122, poz. 696 z pbin. zm.)



