Formularz zgtaszania uwag do
raportu Agencji Oceny Technologii Medycznych i
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.
(OT.4320.11.2019)

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Tanyfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badZ przesfac przesyftkg kurierska lub pocztowa 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)® — do wypetnienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjnej

Imie i nazwisko osoby sktadajgcej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Wojciech Miynarski
Dotyczy wniosku/éw bedgcegofych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

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

Czego dotyczy DKI*:

D r—

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z pézn. zm.)

2 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 pdzn. zm.)

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

4 zaznaczy¢ tylko 1 pole



Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/osob, z ktérymi pozostaje we wspoélnym pozyciu®:

< nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pézn. zm.),

zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkow publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z pdzn. zm.), ;..

petnienie funkcji czionka organéw spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji czlonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych;

petnienie funkcji czlonka organdw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw medycznych;

posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzgcych dziatalno$é gospodarczg w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrcbem medycznym lub dziataino$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekdw, s&rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatow w spotdzielniach prowadzacych dziatalnosé
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkdw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych.

1 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 lekow, $rodkéw spozywczym

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegdty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotow, z ktérymi wigza
Pania/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspoinym poZyciu) refacje powodujgce konflikt interesow. Opis powinien byé moziiwie

zwiezly.

5 niepotrzebne skresli¢



Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ziozenie fatszywego oéwiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajgcej DKI

21.11.2019 ; e ML YNARSK!

. {rigciacy
onkolog i hert dziaCigC)
B -

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 intereséw 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 (ogolne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data sktadania i podpis osoby skladajacej DKI

21.11.2019

7627761




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego 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

Np. str 50

W przypadku populacji pediatrycznej, dzieci <12 rz Agencja wskazuije,
ze wyniki badania HAVENZ2 nie zostaty opublikowane, a sg jedynie
dostarczone przez firme, jednoczesnie analitycy Agencji zidentyfikowali
dwa badania niekontrolowane z wykorzystaniem emicizumabu (emi) u
dzieci, na podstawie powyzszego Autorzy analizy wnioskujg, ze
dowody pokazujgce efektywnos¢ profilaktyki emi w grupie dzieci <12 rz
mogg by¢ niewystarczajgce. W mojej opinii decyzja o rejestracji przez
FDA | EMA, oparta rowniez o analizy HTA, zastosowania emi w
profilaktyce u dzieci z hemofilig i inhibitorem jest wystarczajgcym
dowodem na efektywnos$é¢ i zasadnos¢ zastosowania tego leczenia w
grupie pediatrycznej <12 rz. Ponadto, badanie HAVEN2 wskazuje na
wyzszg efektywnosé profilaktyki emi u dzieci w porédwnaniu z osobami
dorostymi (punkt koricowy ABR i liczba stawdw docelowych). W
zwigzku z powyzszym, w mojej opinii jako hematologa-pediatry, terapia
ta ze wzglegdu na efektywno$¢ oraz nieosiggalny innymi metodami
komfort zycia dzieci z hemofilia A powinna by¢ dostepna dla dzieci w
Polsce.

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

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

¢ analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. c oraz art. 26 pkt 2} lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011r. o
refundacji lekow, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pdZn. zm.)



Nie dotyczy

* Umozliwiajgcy identyfikacjg fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdinych.
¢. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

Na podstawie dostepnych informacji w analizie weryfikacyjnej nie jestem
w stanie stwierdzic¢ (zastoniete pola) czy w algorytmie analizy wptywu na
budzet uwzgledniono redukcje liczby krwawien (ABR) wymagajgcych
zastosowania BPA na zadanie obserwowang przy profilaktyce emi.

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*

(rozdziatu, aqi
tabeli, wykresu, Uw g

strony)

Nie dotyczy

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




