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Formularz zgtaszania uwag do raportu AOTMIT:

Numer:|0T.4320.11.2019

Tytut: |lata 2019-2023"

(OT.4320.11.2019)

Whiosek 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

we wskazaniu: leczenie chorych na hemofilie A z inhibitorami czynnika VIIl.

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bgdZ przesta¢ przesytkq kurierskg lub pocztowa na adres siedzib y Agencji.

Uwagi mozna zglasza¢ w fterminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informac;ji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIiT po uplywie 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

Imig i nazwisko osoby sktadajacej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy

weryfikacyjnej: prof. dr hab. med. Maria Podolak-Dawidziak

Dotyczy wniosku/ow bedacego/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 (0T.4320.11.2019).

Czego dotyczy DKI*:

¥ Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

' zgodhnie z art. 35 ust 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, $rodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia

Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z pézn. zm.)

zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw

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

*o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze

Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z pézn. zm.)
* zaznaczyé tylko 1 pole




Oswradczamzewstosunkudo ‘mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktora/osob, z ktérymi pozostaje we wspolnym pozyciu®:

xI 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,),

™ zachodza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z poZn. zm.), ..

- petnienie funkcji czionka organow spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

I petnienie funkcji cztionka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

™ petnienie funkcji czionka organéw spéidzielni, stowarzyszeri lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

I posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych dziatalno$é gospodarcza
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $Srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatébw w spotdzielniach prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekoéw, $rodkdéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow 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 lekow, $rodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegdly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/mafzonke, zstgpnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢
mozliwie zwiezfy.

? niepotrzebne skresli¢



Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie falszywego o$wiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI

1. 44.20/4..... [(mhpﬂd/aﬁ —Davndlnrl

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 osé6b 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 skladania i podpis osoby skiadajacej DKI
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2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosza sie¢ wniesione uwagi; nie dotyczy w

przypadku uwag ogdélnych.

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

Numer*

(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

og6inych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogélnych.

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

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. 0
refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (

Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pézn. zm.)




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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

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

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




Katedra i Klinika Hematologii, Nowotworéw Krwi i Transplantacji Szpiku Uniwersytet
Medyczny im. Piastow Slaskich, Pasteura 4, 50-367 Wroctaw
tel: (71) 784 25 76; e-mail: maria.podolak-dawidziak@umed.wroc.pl

Wroctaw, 19.11.2019

Sz. Pani

Jadwiga Czeczot

Kierownik Dziatu Programéw Lekowych

Wydziat Oceny Technologii Medycznych

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
ul. Przeskok 2

00-032 Warszawa

Dotyczy:

Whiosku o wigczenie leku Hemlibra (emicizumab) do leczenia chorych na hemofilie A
powikiang inhibitorem w ramach modutu 4 programu polityki zdrowotnej ,Narodowy
Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-
2023!!

Szanowna Pani,

U okoto 30 % chorych na ciezkg hemofilie A (aktywno$¢ cz. VIIl < 1%) pojawia
si¢ inhibitor czyli alloprzeciwciato skierowane przeciw przetaczanemu egzogennemu
czynnikowi krzepniecia VIIlI zawartemu w koncentracie. Trudna terapia tych chorych
polega na hamowaniu krwawienn przy pomocy tzw. czynnikéw omijajacych
(koncentrat aktywowanych czynnikbw zespotu protrombiny, aPCC oraz
rekombinowany aktywny czynnik VII, rVila) oraz powstawania przeciwciat poprzez
wzbudzeniu tolerancji immunologicznej. Do profilaktyki krwawien stuzyt do niedawna
tylko aPCC.

Nowy lek, emicizumab, bispecyficzne przeciwciato speinia jedng z waznych rol
czynnika VIl taczac czynniki krzepnigcia IX i X, co zapewnia kontynuacje procesu

krzepnigcia przy minimalnej aktywnosci wtasnego (endogennego) cz. VIII.

Napawa duma, ze zaproszono nas do udziatu w pionierskich miedzynarodowych

badaniach klinicznych nad zastosowaniem emicizumabu w profilaktyce u chorych z
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hemofilig A powiklang inhibitorem (Oldenburg J, Mahlangu JN, Kim B, Schmitt C,
Callaghan MU, Young G, Santagostino E, Kruse- Jarres R, Negrier C, Kessler C,
Valente N, Asikanius E, Levy GG, Windyga J, Shima M: Emicizumab prophylaxis in
hemophilia A with inhibitors. N Engl J Med. 2017; 377: 809-818) oraz bez inhibitora
(Pipe SW, Shima M, Lehle M, Shapiro A, Chebon S, Fukutake K, Key NS, Porton A,
Schmitt C, Podolak-Dawidziak M, Selek Bienz N, Hermans C, Campinha-Bacote A,
Kiialainen A, Peerlinck K, Levy GG, Jimenez-Yuste V: Efficacy, safety, and
pharmacokinetics of emicizumab prophylaxis Niven etery 4 weeks in pe ople with
haemophilia A (HAVEN 4): a multicentre, open-label, non-randomised phase 3 study.
Lancet Haematol 2019; 6: 295-305).

Dzigki udziatowi w tych badaniach grupa polskich chorych uzyskata szybko

dostep do emicizumabu a my lekarze nabyliSmy wtasne do$wiadczenie.

Profilaktyka przy uzyciu emicizumabu zapewnia zycie bez krwawiei okoto 63 %
chorych na hemofili¢ A powiktang inhibitorem, a pozostali majg je znacznie rzadziej.
Lek podawany jest podskérnie, co umozliwia fatwe samodzielne podawanie.

Opublikowany w 2019 przeglad 39 publikacji wskazuje, ze lek jest bezpieczny:
sposrod 600 leczonych chorych przeciwciata przeciw emicizumabowi pojawity sie u 1
pacjenta, incydenty zakrzepowo-zatorowe u 2 i mikroangiopatia zakrzepowa u 3
chorych. Te niepozadane dziatania wystapily przy jednoczasowym zastosowaniu
koncentratu czynnika omijajagcego (Rodriguez-Merchan EC, Valentino LA:
Emicizumab: review of the literature and critical appraisal. Haemophilia 2019 Jan;
25(1): 11-20).

Powyzsze dane uzasadniajg celowo$¢ wigczenia emicizumabu do leczenia

chorych na hemofilie A takze w Polsce.

W analizie przedstawionej przez AOTMIT nie zostat z moca wskazany cel
stosowania emicizumabu u chorych na hemofili¢ A powikiang inhibitorem czyli
zapobieganie krwawieniom a nie leczenie juz zaistniatych. Nastepstwem tego s3
dalsze nieadekwatne kalkulacje jak np. wyliczanie kosztu leczenia pojedynczego
krwawienia. Nie wydaje sie celowe poréwnywanie danych o emicizumabie z
charakterystyki produktu leczniczego ze zuzyciem koncentratéw lekéw omijajacych

(@PCC i rVlla) w Polsce. Poréwnanie powinno obejmowaé wytacznie leki
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zarejestrowane do profilaktyki krwawien w hemofilii A powikianej inhibitorem czyli
aPCC vs emicizumab, ale nie rVlla.

Mam nadziej¢, ze przedstawione argumenty merytoryczne i nadrzedny cel
naszych dziatan jakim jest umozliwienie zycia bez krwawierr chorym na hemofilie A
powiktang inhibitorem zapewnig emicizumabowi nalezne miejsce w module 4
Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2019-2023".

Z wyrazami szacunku,

lna Fodeledi-Damdria
Prof. dr hab. med. Maria Podolak-Dawidziak

Przewodniczgca Grupy ds. Hemostazy Polskiego Towarzystwa Hematologow

i Transfuzjologow

Cztonek Rady Naukowej Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023




