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Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: |OT.4351.4.2016

Whniosek o objecie refundacjg leku Naglazyme (galsulfaza) w
dtugotrwate] substytucji enzymatycznej u pacjentow z potwierdzonym
Tytuk: |rozpoznaniem mukopolisacharydozy typu VI (MPS VI; niedobér 4-
sulfatazy N-acetylogalaktozaminy; zesp6t Maroteaux-Lamy’ego) (ICD-10
E 76.2)

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniona i wlasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. I. Krasickiego 26, 02-
611 Warszawa, bgdZ przesfac przesytkg kurierskg lub pocztowa na adres siedziby Agenciji.

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

UWAGA! Zgtoszone uwagqi i deklaracja konfliktu intereséw beda publikowane w BIP AOTMIT=.

1. Deklaracja o konflikcie intereséw (DKI)® — do wypetnienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjnej

Imig i nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej:

Anna Pisuk

Dotyczy wniosku/éw bedacego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Czego dotyczy DKI*:

" zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundagji lekéw, $rodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z pdZn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowolnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008,
Nr 164, poz. 1027 z pdZn. zm.)

3 o ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotne/ finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.
U. z 2008, Nr 164, poz. 1027 z p6Zn. zm.)

4 zaznaczyc tylko 1 pole



Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktdra/osob, z ktdrymi pozostaje we wspolnym pozyciu®:

¥ nie zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 1., Nr 164, poz. 1027 z péZn. zm.),

r zachodza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 usfawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej

finansowanych ze $rodkdw publicznych (Dz. U. z 2008 r., Nr 164, poz. 1027 z péZn. zm.), tj..

r petnienie funkcji czionka organéw spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dzialalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania |ub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym,

r petnienie funkcji czionka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
Srodkow spozywezym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych;

r petnienie funkcji cztonka organdéw spoétdzielni, stowarzyszern lub fundacji prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

r posiadanie akcji lub udziatdbw w spotkach handlowych prowadzgcych dziatalnosé gospodarczg w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacja lekow, $rodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatéw w spoéldzielniach prowadzacych dziatalnosé
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyroboéw medycznych.

r prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnoéci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, srodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

Prosze podac szczegdfy, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (mafZzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej Jub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspdlnym pozZyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien byé moziiwie
zwiezly.

Jestem przedstawicielem firmy BioMarin Europe w Polsce.

Jestem swiadoma/y odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego o$wiadczenia.
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Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

tabeli, wykresu,

Numer*
(rozdziatu, Uwagi

strony)

5 niepotrzebne skreslic



rozdziat
6.3.1., str.
48.

Uwaga analityka Agencji: ,Podstawowym ograniczeniem w przeprowadzonych
oszacowaniach wnioskodawcy, jest pominiecie kosztéw zwigzanych z realizacja
programu zdrowotnego...”

Komentarz Wnioskodawcy:
Z uwagi na fakt, ze chorzy byli leczeni w Programie lekowym do grudnia 2015 r.

przyjeto, ze koszt zwigzany z kwalifikacjg i weryfikacjg leczenia w chorobach ultra
rzadkich nie zostanie powtornie naliczony.

Zestaw badan stuzacy monitorowaniu i ocenie skutecznosci leczenia ujety w
Programie lekowym odzwierciedla miedzynarodowe rekomendacje w tym zakresie
(Giugliani 2007). W zwiazku z tym przyjeto, ze koszt monitorowania w leczeniu
objawowym jest w przyblizeniu taki sam jak w przypadku leczenia rhASB w Programie
lekowym (w ramach monitorowania bedg wystepowatly takie same badania).
Dodatkowo w analizie wrazliwosci testowano wptyw na wyniki przyjecia kosztow
jedynie w przypadku leczenia w programie lekowym. Koszt monitorowania stanowit
niecate 0,08% rocznych kosztow terapii.

Koszt podania leku w ramach hospitalizacji jednodniowej zostat uwzgledniony w
analizie wrazliwosci wykonanej przez Wnioskodawce (wplyw na wynik analizy na
poziomie okoto 0,6%).

Na podstawie wigczonych do analizy badan stwierdzono, ze zdarzenia niepozadane
wystepowaty u wiekszosci chorych, jednakze najczesciej byty to zdarzenia o
tagodnym lub umiarkowanym nasileniu, a znaczgcg czes¢ z nich uznano za wynikte z
progresji choroby. Przyjeto ponadto, ze dziatania niepozadane zwigzane z podaniem
leku beda leczone w ramach procedury pedania leku.

rozdziat
6.3.1., str.
48.

Uwaga analityka Agencji: ,Nalezy tez zauwaiy¢, ze zaobserwowany przez
wnioskodawce wzrost zuzycia leku w 2015 r. wzgledem roku poprzedniego moze
wynikaé ze wzrostu masy ciata zwigzanej z dorastaniem (nie jest znany wiek obecnie
leczonych pacjentow)”.

Komentarz Wnioskodawcy:

Rzeczywiscie istnieje niepewnos¢ zwigzana z mozliwg zmiang masy ciata chorych, co
moze sie przetozy¢ na wzrost zuzycia leku w horyzoncie analizy (wobec $redniego
zuzycia w okresie styczer 2014 — wrzesien 2015). W przypadku rozpatrywanej
jednostki chorobowej i analizy historycznych danych refundacyjnych nalezatoby sie
jednak spodziewac bardzo niewielkich zmian refundowanej miesiecznie liczby fiolek
leku (zwilaszcza w tak krétkim okresie czasu ohserwowanych danych
refundacyjnych). W ocenie Wnioskodawcy przedstawione warianty modelowania
(zwtaszcza wariant maksymalny) uwzglednia juz to ryzyko.

Mozna bowiem zaobserwowac znaczng zmienno$é refundowanej liczby fiolek leku w
poszczegdlnych miesigcach z okresu historycznego — jest to czynnik, ktdrego nie da
sie powigza¢ logicznie ze zmiang masy ciata chorych, np. kwietniu 2015 r.
zrefundowano 100 fiolek leku, w maju 54 fiolki, a juz w sierpniu znowu 96 fiolek leku.
Taki przehieg zrefundowane]j liczby fiolek leku jest charakterystyczny dla catego
wskazanego okresu refundacji tj. od stycznia 2014 r. do wrzesnia 2015 r. Trudno jest
w takim przypadku mowic o istniejgcym trendzie. Uwzgledniony w analizie wariant
maksymalny przewiduje niemal 15% wazrost liczby refundowanych fiolek leku
(wzgledem wariantu podstawowego stanowigcego Srednig z lat 2014 i 2015) w 3




letnim okresie, co w odczuciu Wnioskodawcy w sposéb adekwatny oddaje ryzyko
wzrostu zuzycia wnioskowane]j technologii.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnoszg sig¢ wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogélnych.

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

Numer*®

(rozdziaiu, waai
tabeli, wykresu, Uwag

strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnosi sie¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogélnych.
¢. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, )
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* Uwagi

6 analizy, o ktérych 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 lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych
(Dz. U.z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z pdin. zm.)



(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktoérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdinych.




