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Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|0T.4331.28.2019

Whiosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
Tytulk: | leczniczego Galafold (migalastat) w ramach programu lekowego: "Leczenie

choroby Fabry'ego”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypefniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw {pkt. 1)
nalezy zloZy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032
Warszawa, badz przestaé przesylka kurierskg lub poczto wg na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zglasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biutetynie Informacji
Publicznef (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT po upfywle tego terminu nie bedg

rozpatrywane.

UWAGA! Zatoszone uwagi i deklaracia konflikty interesdw bedg publikowane w BIP AOTMIT2.

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

Imig I nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej ziozenia uwag do upublicznione| analizy
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Dotyczy wniosku/éw bedgcegolych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Czego dotyczy DK%

Ziozenie uwag do upublicznicnej analizy WETYHKOVINE vuioscsuvsmssasivaassisionssmsnmmmmessntresarsns

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy 7 dnig 12 mafa 2011 r. o refundacji lekow, $rodkow spotywezych specjalinego przeznaczenia
Zywienlowego oraz wyrobdw metycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784)

2 zgodnie z art 31s ust 23 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U, z 2018 r.,
poz. 1510, z pézn, zm.)

3 o ktorsf mowa w art. 31s ust. 121 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkdw publicznych (Dz
U z 2018 r, poz. 1510, z pézn. zm.)

< zaznaczyc tylko 1 pole



Oséwiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/moje] matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktdra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspolinym pozyciu®:

X nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 usfawy o Swiadczeniach opleki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 ., poz. 1510, z poén, zm, J

zachodza okolicznosci okreslone wart 31s ust. 8 uslawy o $wiadczeniach opieki zdrowotngj
finansowanych ze &rodkdw publicznych (Dz. U. z 2018, poz. 1510, z pozn. zm.}, 4.

pelnienie funkcji czionka organéw spétki handlows] Iub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, g$rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji czlonka organu spétki handlowej [ub przedstawiciela przedsigbicrey
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacig lekow,
Srodkéw spozywezym specjainego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

pefnienie funkeji czionka organéw spéidzieini, stowarzyszefi lub fundagji prowadzacych
dziatalnosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywezym spetjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$e gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacig lekéw, sSrodkéw  spozywczym specialnego  przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobdw medycznych;

posiadanie akcji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzacych dzialalnoss gospodarczg
W zakresie wylwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalngse gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, &rodkéw spozywezym specjalnego  przeznaczenia
2ywieniowego, wyrobdéw medycznych, oraz udzialsw w spéldzielniach prowadzgcych
dziataino$é gospodarczg w zakresle wytwarzania lub obrotu lekiem, $radkiem spozywezym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnose gospodarczg
w zakresle doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, srodkow spozywczym specjainego
przeznaczeria zywieniowego, wyrobow medycznych.

prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywezym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzistalnodct
gospodarczef w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkow SPOZYWCZYm
specjalnegc przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych.

Prosze podac szczegoly, ktore Pani/Pan uzna za niezbgdne, oraz nazwy podmiotow, z ktorymi wigza
Panig/Pana (matzonka/mafzonkg, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby, z ktorymi
pozostaje Pan/Pani we wspélnym pozyciu) relacje powodujgce konfiikt intereséw. Opis powinien byt
moiliwie zwiezly.

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

% niepotrzebne skreslic



Jestem $wiadomaly adpowiedzialnosci kamej za zlozenle fatszywego oswiadczenia.

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia
obowigzku 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 przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogélne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.118.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI
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Dotyczy: 0T.4331.28.2019

Szanowny Panie Prezesie,

Ponizej przedstawiam swoje uwagi ogélne do analizy weryfikacyjnej ws preparatu migalastat
(Galafold®).

Migalastat (Galafold®). jest farmakologicznym czaperonem, ktéry umozliwia selektywne i odwracalne
wigzanie z wysokim powinowactwem z miejscami aktywnymi niektdrych zmutowanych postaci alfa-
galaktozydazy A tj. enzymu, ktérego niedobédr powoduje chorobe Fabry’ego. Dziatanie migalastatu
polega wigc na stabilizacji zmutowanych postaci enzymu, co ufatwia przejécie z retikulum
endoplazmatycznego do lizosomu, przywracajge w ten sposob mozliwosé funkcjonowania enzymu tj.
katabolizm substratu.

Sposréd  ponad 900 réinych patogennych mutagji odpowiedzialnych za wystapienie chorohy
Fabry’ego, 600 mutacji byto badanych pod katem wrazliwosci na migalastat, z czego 45% okazato sie
tzw. mutacjami wrazliwymi na dziatanie czaperonu migalastatu. W dotychczasowej praktyce klinicznej
stosowania migalastatu w krajach europejskich ok. 30-40% zidentyfikowanych pacjentéw miato te



mutacje wrazliwe, wigc mogto byé zakwalifikowanych do leczenia migalastatem. Dostepne
opublikowane dane oceniajace skutecznos¢ podawania migalastatu zaréwno u pacjentdw do tej pory
nie leczonych, jak i tych bedacych uprzednio na enzymatycznej terapii zastepczej, wskazujg na
zwigkszenie aktywnosci alfa-galaktozydazy A, poprawe biochemicznych markerdw choroby oraz na
poprawe kliniczng, szczegélnie w zakresie funkeji miesnia sercowego u chorych mezczyzn i kobiet.

W mojej opinii wybdr metody leczenia w chorobie Fabry’ego, ktorej obraz kliniczny bywa rézny —
postacie klasyczne i warianty, powinien by¢ indywidualny i zalezny przede wszystkim od fenotypu
klinicznego. Dlatego terapia w chorobie Fabry’ega to przyktad medycyny spersonalizowanej.
Dodatkowo doustna droga podania leku, jako zdecydowanie wygodniejsza dla pacjentéw (w
poréwnaniu z dozylnym co dwutygodniowym podawaniem enzymu) jest preferowang terapia,
oczywiscie gdy spetnione sg warunki skutecznoéci zgodnie z ChPL.

Podsumowujgc, uwazam ze finansowanie ze érodkdw publicznych w ramach programu lekowego
preparatu migalastat dla pacjentéw z choroba Fabry’ego, ktdrzy mogg byé zakwalifikowani do tej
terapii, jest w peifni uzasadnione.
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