Formularz zglaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:{0T.4331.50.2019

Whiosek o objecie refundacjg leku Blincyto (blinatumomab) w ramach
Tytut: | programu lekowego: ,Leczenie blinatumomabem chorych na ostrg biataczke
limfoblastyczng (dzieci)'.

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypeiniong | wlasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfiiktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych | Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bad? przesfac przesyikag kurierskg lub pocztowg na adres siedziby Agencji

Uwagi mozna zgiasza¢ 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 deklaracia konflikiu interesdéw beda publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby skladajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Prof. dr hab. n. med. Tomasz Szczepanski

Dotyczy wniosku/ow bedacego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej maizonki, mojego zstgpnego lub
wstepnege w linii prostej, osoby, z ktora/osob, z ktérymi pozostaje we wspoinym pozyciu®:

M nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 usfawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnef
finansowanych ze Srodkow publicznych (Dz. U. z 2018r., poz. 1610 z pozn. zm.)

* zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkdw spozywezych specfalnego przeznaczenia
2ywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1844 z pdin, zm.}

2 zgodnie z arf. 31s ust. 23 ustawy 0 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2018 1.,
poz. 1510 z pén, zm.}

% o kidrej mowa w art. 31s ust. 12 { 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowariych ze Srodkdw publicznych (Dz. U,
z 2018, poz. 1510 2 p6Zn. zm.}
1 zaznaczyd tylko 1 pole

5 piepotrzebne skreslic




i zachodza okolicznosci okreélone wart. 31s ust. 8 wsfawy o $wiadczeniach opieki zdrowofnsf
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz, U. z 20181, poz. 1510 z pbin. zm ), {j.:

" pelnienie funkeji czlonka organéw spolki handlowej Iub przedstawiciela przedsigbiorcy

prowadzacego dzialalnosé gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrebem medycznym;

' pelnienie funkji czionka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy

prowadzgcego dziatalnosé gospodarczg w zakresie doradztwa zwiazanago z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych:

r petnienie funkeji cztonka organow spoldzielni, stowarzyszen lub fundacfi prowadzacych
dziatalnosé gospodarcza
w zakresie wytwarzania iub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnege przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanege z refundacjg lekow, srodkow spozywezym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobdw medycznych;

i~ posiadanie akcji lub udziatow w spétkach handlowych prowadzacych dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, érodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialalnos¢ gospodarczg w zakresie doradziwa
zwigzanego z refundacjg lekdw, Srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrcbow medycznych, oraz udzialdéw w spéldzielniach prowadzacych dziatalnosé
gospodarczag w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrcbem medycznym lub dzialainod¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow meadycznych.

L. prowadzenie dziatainosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywezym specjalinego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podaé szczegdly, kiére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmjotow, z ktorymi wigzgq
Panig/Pana (mafzonka/malzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej fub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspbinym pozyciu) relacje powodujace konflikt intereséw. Opis powinien by¢ mozliwie
zwigzly.

Jestem swiadomaly odpowiedzialnoéci karnej za ztozenie falszywego oswiadczenia.

Data skladania i podpls osobv sk(a;;ca DKI
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Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI kitérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypelnienia ocbowiazku
prawnego cigzacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu intereséw zgodnie
Z rozporzadzeniem Pariameniu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku z przefwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia

dyrekiywy 95/46/WE {ogodine rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1)




1. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdzialtu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Nie dotyczy

1. Terapia lekiem Blincyto w leczeniu ostrej biataczki
limfoblastycznej (ALL) jest o 1 lipca 2019 roku refundowana w
ramach programu lekowego tylko u dorostych. Rodzice zadajg
pytania, dlaczego pomimo rejestracji leku w Unii Europejskiej nie
jest on objety refundacja w ramach programu lekowego w Polsce.
Bardzo frudne jest uzasadnienie rodzicom chorych dzieci,
dlaczego ich dziecko nie moze dostaé terapii. Rodzice muszg
liczyé na pozytywne rozpatrzenie wniosku o ratunkowy tryb
dostepu do leku, a i tak wielu z nich rozpoczyna zbi6rke pieniedzy
na leczenie, jednak choroba czesto postepuje zbyt szybko i nie ma
wystarczajgcego czasu na zbiorke srodkow.

2. Obecnie u dzieci z ALL opornych na chemioterapi¢ lub po
nawrocie po chemioterapii nie ma innej zarejestrowanej opcji
leczenia niz Blincyto.

3. Dzieci i mlodziez po wznowie ALL znajduja sig¢ w bardzo
trudnej sytuaciji, gdyz rokowania w tej grupie chorych s3 Zle, a
prowadzona u nich aktualnie chemioterapia jest czesto
nieskuteczna. Celem postepowania w tej szczegolnej populacii
chorych jest osiagniecie catkowitej remisji, ktora pozwala na
uzyskanie kontroli nad choroba i umozliwia przeprowadzenie ailo-
HSCT — obecnie jedynej opcji pozwalajacej na wyleczenie.
Niezbedne jest, zatem wprowadzenie dostepnych dla pacjentéw
nowych opciji terapeutycznych pozwalajgcych na osiagniecie
wyzszych odsetkow trwalej remisji i przezycia wolnego od choroby
niz przy udziale standardowego postepowania, aby ostatecznie
uzyskaé wyleczenie. Odpowiedzig na ta niezaspokojona potrzebe
medyczna jest produkt leczniczy Blincyto® zawierajacy
blinatumomab.

4. Blinatumomab to innowacyjne bispecyficzne przeciwciato
uczestniczace w tworzeniu synapsy cytoiityczne; miedzy
limfocytem T a komorkg nowotworowa, W ktdrej uwalniane sg
enzymy proteolityczne niszczgce zarowno komorki docelowe
proliferujgce jak i bedace w stanie spoczynku. Produkt leczniczy
Blincyto® zostat uznany przez Amerykanska Agencje ds.
Zywnoéci i Lekow za terapie przetomowg w tej grupie chorych.
Wytyczne NCCN rekomendujg leczenie blinatumomabem jako
leczenie nadrzedne, wypierajac dotychczas stosowane w tej
populacji leczenie oparte gtéwnie na tradycyjnej chemioterapii.

5. Lek Blicyto ma udowodnig skutecznos¢ i profil bezpieczenstwa
w leczeniu dzieci | mtodziezy od 1. roku zycia z ostra biataczkg
limfoblastyczna (ALL) z komorek prekursorowych linii B bez




chromosomu Philadelphia i z ekspresja antygenu CD19, oporng
na leczenie albo nawrotows po wczesniejszym zastosowaniu co
najmniej dwoch schematow leczenia lub nawrotowg po
wezesniejszym przeszczepieniu allogenicznych krwiotwérczych
komdrek macierzystych

6. Najnowsze wyniki prezentowane na ASH w 2018 roku badania
RIALTO wskazujg na wysokg skuteczno$¢ leku Blincyto u dzieci
po wznowie ALL lub z oporna na leczenie ALL. W badaniu
wykazano, ze mediana czasu przezycia catkowitego (OS) ogodtem
wynosi 13,0 miesiecy (95% Cl: 9,3; NE). U chorych z redukcjg
choroby resztkowej (czyli uzyskujacy odpowiedz molekularng
MRD) mediana OS nie zostata osiagnigta w okresie obserwadji
trwajacym 18 miesiecy, zatem wynik ien bedzie znaczaco wyzszy
niz w populacji ogélem. Ponadto, w badaniu RIALTO 59 pacjentow
(60%) uzyskato catkowita remisjg choroby a odpowiedz
molekularna MRD wystapita u 47 chorych (80%) w czasie dwdch
pierwszych cykli leczenia. U prawie potowy chorych (47%), ktorzy
uzyskali CR, przeprowadzono przeszczepienie allo-HSCT,

7. Wyniki badania RIALTO wskazujg na bardzo wysoka
skutecznosé blinatumomabu w indukcji remisji w tym remisji
molekularnej MRD (zapewniajacej gieboka odpowiedz), ktora
pozwala na uzyskanie kontroli nad chorobg i umoziiwia
przeszczepienie allo-HSCT. Leczenie blinatumomabem pozwala
uzyskaé bardzo wysokie (istotne kliniczne) wskazniki
przeszczepialnosci.

8. Finansowanie ze $rodkéw publicznych produktu leczniczego
Blincyto® zaspokoi wystepujaca obecnie w tej populacji
niezaspokojona potrzebg medyczna dajac chorym dzieciom
mozliwosé catkowitego wyleczenia.

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do kiorego odnosza sig wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogolnych.

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

Numer*

{rozdziatu, adi
tabeli, wykresu, Uw 9

strony}

-
* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogbinych.

6 analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2] lit. h orazi ustawy z dnia 12 maja 2011ir. 0

refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw medycznych

(Dz. U. z 2017 ., poz.1844 z poin. zm.) ‘\ .
RS




b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer”

{rozdzialu, :
tabeli, wykresu, Uwag'

strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do kiérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogoinych.
c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze érodkow publicznych

Numer®

(rozdziatu, -
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer®

(rozdziatu, :

tabeli, wykresu, Uwagi
strony)

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




