Formularz zgtaszania uwag do
ftu Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy’

] Formularz zgtaszania uwag do raportu AOTMIT:

Numer: | 0T.4320.11.2019

Whniosek o wydanie opinii w sprawie wigczenia produktu Hemlibra
(emicizumab) w ramach modutu 4 programu polityki zdrowotnej ,Narodowy
Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na
Tytut: lata 2019-2023"

we wskazaniu: leczenie chorych na hemofilie A z inhibitorami czynnika VIII.
(0T.4320.11.2019)

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypefniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zftozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badZ przesfac przesytka kurierskg lub pocztowg na adres siedziby Agencji,

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

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

1. Deklaracja o konflikcie intereséw (DKI)3 — do wypetnienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjnej

Imig i nazwisko osoby sktadajgcej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej:
Krzysztof... CROJNOWSKIL .. .. s et e e e et e et e e e e e e e et e

Dotyczy wniosku/dw bedacegol/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Produktu leczniczego Hemlibra (emicizumab) do leczenia chorych na hemofilie A z inhibitorami
czynnika VIII, w ramach modutu 4 programu polityki zdrowotnej pn. Narodowy Program Leczenia
Chorych na Hemofilig i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023 (OT.4320.11.2019).

Czego dotyczy DKI*:

i  Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywezych specjainego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z péZn. zm.)

c zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)

o ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
Srodkow publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)

* zaznaczyc tylko 1 pole



Oéwiadéi'éﬁ{,ll zewstosunkudo mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
w;’?pnego w linii prostej, osoby, z ktéra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspolnym pozyciu®:

XY nie zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 usfawy o $wiadczeniach opieki zdrowoinej

finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 ., poz. 1938 z péZn. zm.),

zachodza okolicznosci okre$lone wart. 31s ust. 8 usfawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 ., poz. 1938 z pézn. zm)), 1j.:

peinienie funkcji cztonka organdéw spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji cztonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

petnienie funkcji cztonka organéw spoldzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno§é gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

posiadanie akcji lub udziatdw w spoélkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢é gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacijg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych, oraz udzialbw w spoldzielniach prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozyweczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekoéw, $rodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych.

prowadzenie dziatalnoSci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, srodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw medycznych.

Prosze podac szczegofy, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktdrymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstgpnych lub wstgpnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien byé
mozliwie zwiezly.

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

5 . Py
niepotrzebne skresli¢



Jestem swiadomaly odpowiedzialno$ci karnej za ziozenie falszywego oswiadczenia.

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypelnienia
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 zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogdine rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skiadania i podpis osoby skitadajacej DKI




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Chorzy na hemofilig A z inhibitorem czynnika VIII stanowig nieliczng ale
najtrudniejsza do leczenia grupe chorych. Zaréwno leczenie jak i zapobieganie
krwawieniom za pomocg koncentratéw czynnikdw krzepniecia omijajgcych inhibitor
(BPA) nie jest tak skuteczne jak terapia substytucyjna koncentratami czynnika VIl w
cigzkiej hemofilii bez inhibitora, natomiast wigze sie to ze znacznie wyzszymi
kosztami. Dlatego hemofilicy z inhibitorem sa czesciej narazeni na krwawienia
zagrazajgce 2yciu, majq szybsza progresje artropatii hemofilowej, czesto wymagaja
hospitalizacji i kontroli w O$rodku Leczenia Hemofilii oraz majg znacznie gorsza
jakos$¢ zycia. Wprowadzenie emicizumabu (Hemlibra)do profilaktyki krwawieri w
hemofilii powiktanej inhibitorem jest niewatpliwym przetomem. W badaniach
randomizowanych (Haven1, Haven2) udowodniono, ze emicizumab zmniejsza
czgstosC krwawien a u ponad potowy chorych krwawienia w ogéle nie wystepowaty.
Wyniki dotychczasowych badar wskazuja réwniez, ze emicizumab jest lekiem dobrze
tolerowanym i bezpiecznym jesli postepuje sie zgodnie z chpl.

Najwazniejsze argumenty za wnioskowang technologia w populacji pacjentéw z
hemofiliag A powiktang inhibtorem czynnika VIl :

1. Wysoka skutecznos¢ — znaczne ograniczenie, a u czeéci chorych
wyeliminowanie krwawien i zahamowanie artropatii hemofilowej.
Podstawowym celem leczenia hemofilii w tym hemofilii z inhibitorem jest
zapobieganie krwawieniom i artropatii hemofilowej. Dotychczasowe metody
profilaktyki krwawien za pomoca BPA wykazujg niska skutecznosé i narazaja
pacjentéw na czeste wstrzykniecia dozylne. Trudny dostep do 2yt
obwodowych moze ogranicza¢ mozliwosci stosowania profilaktyki i ujemnie
wptywac na przestrzeganie zalecen.

2. Dobra tolerancja i bezpieczeristwo stosowania leku

3. Wygodna dla chorych droga podania leku. Wstrzykniecia podskérne moga
by¢ wykonywane przez samego pacjenta, co nie zawsze jest mozliwe przy
dozylnym podaniu leku.

4. Dtugi okres dziatania leku umozliwia stosowanie leku co 1-4 tygodnie
Rzadkie podawanie Hemlibry drogg podskérng powinno przektadaé sie na
wysoki stopiert przestrzegania zaleceri co dodatkowo moze poprawiaé
skutecznoéé profilaktyki i wptywac korzystnie na jakosé zycia.

5. Poprawa jakosci zycia zaleznej od zdrowia i ogélnego poczucia zdrowia

6. Mniejsza czestos¢ hospitalizacji i wizyt w Osrodku Leczenia Hemofilii chorych

leczonych profilaktycznie Hemlibrg. Moze korzystnie wptywaé na koszty

leczenia.

Mniejsza absencja w pracy/szkole

b




* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogdlnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogdbinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

5.34
Tab.46
Str. 63

Analiza wtasna kosztéw leczenia krwawienia za pomocg preparatu
Hemlibra nie ma zadnego uzasadnienia. Hemlibre stosuje sie bowiem
w celu profilaktyki a nie leczenia krwawien.

[

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

ogolnych.

¢. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze $rodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziaty, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

¢ analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011r. 0
refundacji lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z péin. zm.)




k4 l.{rlnozgwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.
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