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Zatgezmik nr 1 do Zarzadzenia Nr30/2018
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji z dnia 24 maja 2018 r.

Formularz zgtaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy*
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__Formularz zgiaszania uwag do analizy ;,ﬁveryfikacyjnej 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 wypelniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjq Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032
Warszawa, bad# przestac przesytkg kurierska lub pocztowg 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 konfliktu interesow beds publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby sktadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Anna Tylki-Szymanska

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

¥ Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjngj .............ccocoviiiiiiniiines

! zgodnie z ant. 35 ust. 4 ustawy 2 dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
2ywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784)

¢ zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkdw publicznych (Dz. U. z 2018 r.,
poz. 1510, z p6Zn. zm.)

‘o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze $rodkdw publicznych (Dz.
U. z 2018 r., poz. 1510, z pdZn. zm.)

* zaznaczyc tylko 1 pole




Oéwiadczam, #ze w stosunku do mnie mojego malzonka/mojej matzonki, mojego zstgpnego Iub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktora/oséb, z ktérymi pozostajg we wspolnym poZycius:

nie_zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. B ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
4 fnansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018r., poz. 1510, z péZn. zm.)

r zachodza okolicznoéci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018r, poz. 1510, z péZn. zm.), 4j..

r petnienie funkcji czlonka organow spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

I~ petienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

r petnienie funkcji czlonka organow spoidzielni, stowarzyszeri lub fundacji prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, srodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych;

r posiadanie akgcji lub udziatow w spotkach handiowych prowadzacych dziatainos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatbw w spoldzielniach prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego, wyrob6w medycznych.

r prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia 2ywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

Prosze podaé szczegoly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktbrymi wigzg
Panig/Pana (malzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby, z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspdinym pozyciu) relacje powodujgce konflikt interesow. Opis powinien by¢
mozliwie zwigzfy.

® niepotrzebne skreslic
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Jestem swiadomaly odpowiedzialno$ci karnej za zloZzenie fatszywego oswiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI g

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKl ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia
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 os6b 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 sktadania i podpis osoby skladajacej DKI




1. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

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

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnoszg sig wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogdlnych.

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

Numer* )
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

Migalastat, jest farmakoalogicznym chaperonem dla alfa-galaktozydazy, enzymu
deficytowego w chorobie Fabry’go. Dziatanie jego u chorych, u ktérych wystepuija
okreélone mutacje polega na normalizacji struktury biatka enzymatycznego.
Zmodyfikowany strukturalnie enzym z aparatu Golgiego przechodzi do lizosomow
podejmujac w nich swoja fizjologiczna funkcje.

Preparat jest skuteczny, mozliwy do zastosowania u pacjentéw (hemii
hetereozygot), u ktérych przyczyng choroby Fabry’ego sa tylko okresione mutacje. w
takich przypadkach skutecznosc jego nie budzi watpliwosci, jako ze polega ona na
skutecznej modyfikacji produktu genowego (biatka enzymatycznego). Terapeutyczny
efekt stosowania migalastau zostat wykazany na podstawie badania biomarkera lyso
Gb3, ktéry ulega obnizeniu, normalizacji.

Pacjenci z chorobg Fabry’ego spowodowang patogennymi a okreélonymi jako
,haprawialne,, przez chaperon mutacjami najczeéciej cierpig na uszkodzenie (
fibroze) mieénia sercowego, co jest w wiekszoéci przypadkéw bezposrednia
3.4.2 Rt . " el

przyczyna zgonow. Ogolnie przebieg choroby jest tagodniejszy jednak zawsze
20-22/75 prowadzi do nasilania sig z czasem typowych powiklan.

Migalastat jest obecnie stosowany w wielu krajach w tym w EU z bardzo dobrym
efektem. Przed podjeciem leczenia, w tym enzymatycznego koieczne jest
sprawdzenie czy u pacjenta przyczynq choroby jest mutacja poddajaca sig dziataniu
migalastatu. Jesli tak, to powinien on by¢ leczeniem w wyboru.

Leczenie chperonowe jest obecnie stosowane w kilku chorobach metaholicznych z
ktérych, moze najbardziej znana jest feneyloketonuria i preparat Kuvan. Jest to
mozna powiedzie¢ terapia najnowoczesniejsza W okreslonych mutacjach
przywracajaca stan fizjologiczny.

Prof. dr hab. med Anna Tylki-Szymariska
Instytut Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka, Warszawa

24.07. 2019

€ analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2) lit. h oroz i ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkow
spozywezych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oroz wyrobdw medycznych (Dz. U. 2 2017 r., poz.1844 z péén. zm.)
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* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogoinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer* .
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony) : ;

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdinych.
c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze Srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* .
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

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







