AGENCJA OCENY

TECHNOLOGI MEDYCZNYCH
I TARYFIKACII
2019 -07- 2 &4 Zalacznik nr 1 do Zarzadzenia Nr 30/2018
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji z dnia 24 maja 2018 1.

Sekretariat Gtéwny
Ip. z kontr.wpt. . ... L. o Formularz zgtaszania uwag do
liczba 7ot i wEFTREC TR Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy!

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|0T.4331.28.2019

Whiosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
Tytut: | produktu leczniczego Galafold (migalastat) w ramach programu
lekowego: "Leczenie choroby Fabry'ego”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypefniong i wiasnoregcznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ziozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00032
Warszawa, badZ przestac przesytka kurierskg lub pocztowg na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zglasza¢ 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! Zgtoszone uwaqi 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 skladajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej:

Krzysztofa Golembiewska
Dotyczy wniosku/ow bedgcegolych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

wniosku o objecie refundacjg leku Galafold (migalastat) w ramach programu lekowego: "Leczenie
choroby Fabry’ego” (ICD-10 E75.21)

Czego dotyczy DKI4:

zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 1. o refundacji lekdw, Srodkow spozywcezych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784)

2zg0dnie z art. 31s ust, 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkdéw publicznych (Dz. U z 2018 r,
poz. 1510, z péZn. zm.)

30 ktérej mowa w art. 31s ust. 1223 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U.
z 2018, poz. 1510, z pdin. zm.)

‘zaznaczyé tylko 1 pole




Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego maizonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspdlnym pozyciu®:

X nie zachodza okolicznoéci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2018 r, poz. 1510, z péin. zm.)

zachodzg okolicznosci okreslone wart 31s ust. 8 wstawy o Swiadczeniach opieki zdrowotne
finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2018 r, poz. 1510, z pézn. zm.), 1j.:

petnienie funkcji czionka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym:;

peinienie funkcji czionka organu spétki handlowe] Ilub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwiazanego z refundacjg lekdw,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

petnienie funkcji czionka organéw spodidzielni, stowarzyszen Iub fundacji prowadzacych
dziatalnosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkdw spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych;

posiadanie akcji lub udzialow w spotkach handlowych prowadzgcych dziatalnosé gospodarcza w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradziwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatdw w spétdzielniach prowadzacych
dziafainos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych.

prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

Proszg podac szczegoly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotdw, z ktérymi wigza
Panig/Pana (mafzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby, z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspéinym pozyciu) relacje powodujace konflikt intereséw. Opis powinien byé
mozliwie zwiezfy.

- n/d

Sniepotrzebne skresli¢



Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego o$wiadczenia.

Data sktadania i podpis osoby skiladajacej DKI

L4, 09.2019 1 %Alwfo%a Lombiewsla

...........................................................

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypelnienia
obowiazku prawnego cigzacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu interesow
zgodnie

z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogdlne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data sktadania i podpis osoby skladajacej DKI

............................................................



el

Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Str. 20

Wg. Opini prof. Ksigzyka potencjalnym problemem zwigzanym z
oceniang technologig jest wzrastajaca liczba rozpoznan. Jako
Stowarzyszenie nie tylko nie zgadzamy sie z tg opinig, ale takze
uwazamy, ze zwiekszajgca sie liczba rozpoznan jest zdecydowanie
pozytywnym zjawiskiem umozliwiajgcym diagnostyke oraz wtasciwie
leczenie wszystkich pacjentow zmagajacych sie z tg choroba. Nie jest
to z pewnoscig problem, a jedynie poprawa opieki medycznej w
Polsce, pozwalajgca na wiasciwg opieke medyczng pacjentom z
chorobami rzadkimi. Nalezy pamiegtac, iz oceniana technologia jest
dedykowana tylko dla waskiego grona pacjentéw, posiadajgcych
mutacje wrazliwg na lek. W zwigzku z czym nawet znaczne
zwigkszenie sie liczby rozpoznan choroby Fabry'ego (co jest mato
prawdopodobne) nie jest jednoznaczne ze zwiekszeniem sie oséb
kwalifikujgcych sie do leczenia oceniang technologia.

Str. 20

Wg. Opini prof. Ksiazyka na mozliwo$¢ naduzycia/niewtasciwego
zastosowania zwigzanego z objeciem refundacjg ocenianej technologii
wptywa lobby stowarzyszen pacjenckich. Jako Stowarzyszenie Rodzin
z Chorobg Fabry’ego naszym celem ujetym w statucie jest dziatanie na
rzecz zwiekszania Swiadomosci spoteczenstwa oraz $srodowisk
medycznych na temat choroby Fabry'ego, umozliwiajace wiasciwe
leczenie wszystkich pacjentow, ktérzy tego leczenia wymagaja.
Zdecydowanie nie zgadzamy sie z opinig, iz dziatania stowarzyszen
pacjenckich moga wptyna¢ na naduzycie zastsowania leku, gdyz o
leczeniu kazdorazowo decyduje lekarz w rozmowie z pacjentem. Jako
stowarzyszenie pacjencie nie mamy absolutnie wptywu na tg decyzje, a
jedynie mozemy przyczynic sie do zwiekszenia wiedzy na temat
choroby, co pozwoli lekarzowi na podjecie wiasciwej decyzji dotyczgcej
leczenia.

* Umozliwiajgcy

identyfikacjg fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy w

przypadku uwag ogolnych.

2. Uwagi do analiz wnioskodawcy?®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu, 2
tabeli, wykresu, Uwagi
strony)
n/d n/d

* Umozliwigjgey identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogoinych.

Sanalizy, o ktdrych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz ort. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 majo 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenio iywieniowego oroz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2017 r.,, poz.1844 z pézn. zm.)




b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagl
strony)
n/d n/d

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

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

Numer*

(rozdziatu, b
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

n/d n/d

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu, H
tabeli, wykresu, Uwagi
strony)
n/d n/d

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
og6lnych.

e. Uwagi do analizy problemu decyzyjnego

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

W objawach pojawiajgcych sie¢ w wieku dorostym pominieto problemy
Str 12/13 neurologicznej tj. wielokrotne udary moézgu, ktére niestety wystepuja u
' wielu pacjentéw i niejednokrotnie powodujg trwate uszkodzenia

prowadzgce do niepetnosprawnosci chorych.

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




