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Formularz zgtaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologn Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: |OT.4331.12.2017

Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
Tytut: |leczniczego Spinraza (nusinersenum) w ramach programu lekowego ,Leczenie
rdzeniowego zaniku migéni (ICD-10: G12.0, G12.1)”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Interesow (pkt, 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. . Krasickiego 26,
02-611 Warszawa, bgdZ przestac przesytka kurierskg lub pocztowa na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zgtasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji

Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT po uplywie tego terminu nie beda
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i deklaracja konfliktu intereséw beda publikowane w BIP AOTMIT?

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

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

Przewodniczgca ZG Polskiego Towarzystwa Neurologoéw Dzieciecych
Dotyczy wniosku/ow bedqcegolych przedmiotem cbrad Rady Przejrzystosci;

Czego dotyczy DKI4

v Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

zgodme z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacyi lekéw, $rodkdw spozywezych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2011 r. Nr 122, poz. 696 z péZn. zm.,)

zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2008,
Nr 164, poz. 1027 z pdén. zm.)

o ktorej mowa w art. 315 ust. 12 i 23 ustawy o $wiadczenach opieki zdrowolnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz.
U z 2008, Nr 164, poz. 1027 z poZn. zm.)

zaznaczyc tylko 1 pole




Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub

wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu®:

¥ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r., Nr 164, poz. 1027 z pozn. zm.),

zachodza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 20081, Nr 164, poz. 1027 z pdin, zm), 1.

peinienie funkcji czlonka organow spotki handlowej Iub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjainego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji czlonka organu spolki handiowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

peinienie funkgji cztonka organdw spoldzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem Spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

' posiadanie akcji lub udzialow w spétkach handlowych prowadzgcych dziatalno$é¢ gospodarcza
w zakresie wytwarzania Ilub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, &srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatow w spoidzielniach prowadzgcych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, Srodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

“ prowadzenie dziatalnodci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarcze] w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych,

Prosze podac szczegoly, ktdre Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotow, z kidrymi wiazg
Panig/Pana (mafzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujace konflikt intereséw. Opis powinien by¢
mozliwie zwiezly.
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2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer* _
(rozdzialu, labeli, Uwagi
wykresu, strony)

Na podstawie publikacji Wang i wsp., 1996 , w ktérej mowa jest o tzw. przypadkach
asymptomatycznych SMA, niewtasciwe ustalono, ze ich liczba moze dochodzi¢ az do
5% co przektada sie na czestos¢ wystepowania SMA okoto 30 asymptomatycznych
pacjentow rocznie . Jednak w rzeczywistosci w pierwszej linii krewnych liczba takich
przypadkow nie powinna przekroczyé 0,7% (Jedrzejowska i wsp., 2011)

W publikacji Wang i wsp. 1996 analizowano 280 przypadkdw

3.1.2.3; str. 12 | asymptomatcznego SMA (czionkowie rodzin) w poszukiwaniu mutacji SMNT

4.3, str. 83, 84 |exonow 7 i 8. Wyniki byly nastepujgce: (i) u 4% tych badanych opisano polimorficzny
wariant SMNT w exonie 7 (ktory wygladat jak homozygotyczna delecja); (i) u ok. 1%
rodzicow opisano homozygotyczna delecje dla dwoch eksonow 7 i 8; (iii) jeden
asymptomatyczny pacjent nie miat obu kopii SMNT exony 7 i 8. U tego pacjenta
wystgpity objawy okreslane jako ,fenotyp subkliniczny”; (iv) inny tzw.
asymptomatryczny rodzic z brakiem dwaéch eksonéw SMNT nie miat zadnych
objawow. Wyniki te pokazujg jedynie warianty polimorfizmoéw eksonu 7 a nie
przypadki asymptomatyczne SMA.

Pacjenci presymptomatyczni to nie s te same o0soby co osoby asymptomatyczne,
choc przez jakis czas nimi sg (Prior i wsp., 2004, Jedrzejowska i wsp., 2008, Prior i
wsp., 2009).

Chorzy/pacjenci presymtomatyczni powinni byé objeci leczeniem niezwiocznie po
ustaleniu diagnozy.

" Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnoszg sie wniesione uwagi: nie dotyczy w
przypadku uwag ogoinych.
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3. Uwagi do analiz wnioskodawcy® A aij*‘«/&
a. Uwagi do analizy klinicznej
Numer* )
(rozdzialu, tabeli, Uwagi

wykresu, strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdlnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer* _
(rozdzialu, tabeli, UWagI
wykresu, strony)

¥ Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

® analizy, o ktdrych 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, srodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
{Dz. U. 22011 r. Nr 122, poz. 696 z poin. zm.)



ogoinych.

c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze $srodkéw publicznych

Numer* |

(rozdziaiu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga: nie dotyczy w przypadku uwag
ogdlnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer® .
(rozdziatu, tabeli, Uwagl
wykresu, strony)

¥ Umozliwiajgey identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogélnych.
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