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Prezesa Agenciji Oceny Technologii Medycznych
2019 -07- 2 5 i Taryfikacji z dnia 24 maja 2018 .
Selretariat Gldwmy Formularz zgtaszania uwag do

Ip. zkoamayzqugfxg kacyjnej gencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
[ liczbazal ... pu,Qg i analiz wnioskodawcy*

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|0T.4331.28.2019

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

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypeiniong | wlasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032
Warszawa, badZ przestac przesylkg kurierskg lub pocztowa na adres siedziby Agencji.

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

UWAGA! Zgloszone uwagi i deklaracja konflikiu intereséw beds publikowane w BiP AQTMIT2.

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

Imig | nazwisko osoby skitadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznione] analizy
weryfikacyjnej: Michat NOWICKi... ...t ceeserenn

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

Czego dotyczy DKI*:

-

v Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej: whiosku o objecie refundacijg i ustalenie urzedowe
ramach programu lekowego: "Leczenie choroby Fabry'ego”

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia
zyw.'emowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U, z 2019 r., poz. 784)

2 zgodnie z art, 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach oprekr zdrowolnef finansowanych ze Srodkdw publicznych (Dz. U, z 2018 r.,
poz 1510, z péZn. zm.)

% o kidrej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy o $wiadczeniach opileki zdrowoftnej finansowanych ze Srodkow publicznych (Dz. U.
z 2018 r., poz. 1510, z pdZn. zm.)
4 zaznaczy¢ tylko 1 pole



Oswiadczam, 2e w stosunku do mnie mojego malzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/oséb, z ktérymi pozostaje we wspdlnym pozyciu®:

¥ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z péZn. zm.)

r zachodza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 usfawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018r., poz. 1510, z p6Zn. zm ), 1j..

e pemienie funkcji czionka organdw spolki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziataino$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia 2zywieniowego, wyrobem medycznym;

r pelnienie funkcji cztonka organu spolki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalno$é gospodarcza w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjq lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

f petnienie funkcji cztonka organéw spéidzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalnosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziataino$¢ gospodarcza w zakresie doradziwa
zwigzanego 2z refundacjg lekéw, Srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych;

r posiadanie akcji lub udziatéw w spdtkach handlowych prowadzacych dziatainosé gospodarczg w
zakresie wylwarzania lub obrotu lekiem, &rodkiem spozywczym specjalnego przezhaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatow w spotdzielniach prowadzgcych dziatalnosé
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialainos¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych.

prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarcze] w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacig lekow, Srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegoly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktorymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby, z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢ moziiwie
Zwigzly.
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Jestem Swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego o$wiadczenia.

Data skladania | podpis osoby sktadajacej DKI
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Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktorych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia obowiazku
prawnego cigzacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu intereséw zgodnie
z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogdlne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skladajacej DKI
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1. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
zdziatu ;
tab(\:,?i. W\;kre'su, Uwagi
strony)
Z uwagi na skutecznoé¢ dziatania w przypadku wykrycia defektow
genetycznych podatnych na leczenie migalastatem lek ten w moje]
opinii powinien by¢ traktowany jako lek pierwszego wyboru
Rozdzial réwnorzednie z en;ymatycznq terapia zastepcza agalzy_dazq alfa lub
34 str. 17 beta a nie lek drugiego wyboru. W zaleceniach i stanowiskach
A obserwuje sie wyraznie zaleznoé¢ wyboru lekow od czasu publikaci,
najnowsze rekomendacje uwzgledniajg migalastat jako réwnorzedny
do agalzydaz (w wybranych na podstawie analizy genetycznych
populacji pacjentéw) (francuska rekomendacja Prescrire).
| Analityce zwracajg uwage na ,matg liczbe pacjentow w badaniach,
Bessdzic) mata Iiczba.danych i doéwiadczer’l'klinicznych". Nalge:‘ay Zwrocic
4.2 strona uwage, ze liczba chorych ot;zymu;qcych_ lek wynosi ponad 800 a
4‘0 ,oraz = liczba pac;ento!at obser'wgcji_ siega prawie 1000. Czas obserwacji
kilku innych efe-ktéw leczenia w czesci przypadkéw przekroczyt 10 lat. Wobec tego
miejscach w takie zastrzezenie nie powinno byé formulowane, gdyz badania
b pozwalajace na rejestracje i uzyskanie refundacji w wielu innych
krajach agalzydaz oparte byly réwniez na ograniczonych liczebnie
grupach chorych co jest typowe dla chordb ultrarzadkich i rzadkich.
Opinie wskazujace na to, Ze prawie polowa chorych otrzymujgcych
Rozdziat |agalzydaze bedzie kwalifikowana do leczenia migalastatem sg zyt
3.2, strona |wygoérowane a szacunki takie obarczone sg bardzo duzym btedemi
16 nie powinny byé uwzglednione. W mojej opinii moze to by¢ co
najmniej okoto 2 razy mniejszy odsetek.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu anallzy, do kiérego odnoszg sle wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogélnych.

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

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresy,
strony)

Uwagi

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

ogolnych,

b. Uwagi-do analizy ekonomicznej

Numer®

Uwagi

& analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz ort. 26 pkt 2} lit. h oraz i ustawy z dnla 12 majo 2011 1. o refundacjl lekdw, Srodkéw
spotywezych specjainego przeznoczenia sywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U, z 2017 r., poz.1844 z pdin, zm.)




(rozdziaty,
tabeli, wykresu,
strony}

* Umoziiwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do kiérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.

¢. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze srodkow publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sig¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogdinych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziat,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogbinych,
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