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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: | OT.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 wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badZ przestac przesytka kurierskag lub pocztowag na adres siedziby Agencji.

Uwagi mozna zgtasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT po uptywie tego terminu nie beda
rozpatrywane.

UWAGA! Zgtoszone uwagqi i deklaracja konfliktu interesow beda publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby sktadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej:

Walentyna Balwierz

Dotyczy wniosku bedgcego przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Czego dotyczy DKI*:

" zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1844 z pdZn. zm.)
. zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r.,
poz. 1510 z pézZn. zm.)
& o ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkdw publicznych (Dz.
U.z2018r., poz. 1510 z péZn. zm.)
4 z

zaznaczyc tylko 1 pole



Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego maitzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu™:

M nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510 z pézn. zm.)

r zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018r., poz. 1510 z pdZn. zm.), 1j.:

r petnienie funkcji czionka organéw spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

] petnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

r petnienie funkcji czionka organéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalnosc¢ 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, wyrobéw medycznych;

r posiadanie akgji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarcza
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacja lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udzialtbw w spoétdzielniach prowadzgcych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

L prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyroboéw medycznych.

Prosze podac szczegoty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych Ilub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien byc¢
mozliwie zwiezty.

nie dotyczy

Jestem swiadoma odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skladania i podpis osoby sktadajgcej DKI

A1, 2049 W@Q/uu:@/)”é

5 . T
niepotrzebne skresli¢



Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktorych 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 osob fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogdlne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI




1. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

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

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sig¢ wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogolnych.

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

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

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

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

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

c¢. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze sSrodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, X
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

. 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 2011 r. o
refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych
(Dz. U.z 2017 r., poz.1844 z pézn. zm.)



d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu, tabeli, wykresu, strony)

Uwagi

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

Nie mam uwag co do poszczegdlnych analiz przedstawionych w Biuletynie informacji Publicznej
AOTMIT dotyczacej: ,Blincyto (blinatumomabu), stosowanego w ramach programu lekowego:
Leczenie blintumomabem chorych na ostrg biataczke limfoblastyczng (dzieci).”

Natomiast pragne zwréci¢ uwage na konieczno$¢ pilnego dostepu blinatumomabu (Blincyto) dla dzieci
i mtodziezy z niepowodzeniami leczenia pierwszej manifestacji ostrej biataczki limfoblastycznej (ALL).
Dzieci i mtodziez z ALL w przypadku pierwotnej opornosci na leczenie pierwszej linii lub wznowy
choroby majg bardzo zte rokowania, gdyz stosowane u nich aktualne standardowe chemioterapie
drugiej linii sg mato skuteczne. Celem postepowania terapeutycznego w tej szczegolnej populacji
chorych jest osiggniecie nie tylko catkowitej remisji (CR) choroby, ale negatywizacji minimalnej
choroby resztkowej (MRD), umozliwiajgcej skuteczne przeprowadzenie alloprzeszczepienia
macierzystych komérek krwiotwérczych (allo-HSCT). Obecnie jest to jedyna opcja postepowania
terapeutycznego, pozwalajgca na wyleczenie w przypadku wznowy ALL. Niezbedne jest zatem
wprowadzenie dostepnych dla dzieci i miodziezy nowych opcji terapeutycznych, pozwalajgcych na
osiggniecie wyzszych odsetkdw trwatej remisji i przezycia wolnego od choroby niz przy udziale
standardowego postepowania, tak aby ostatecznie uzyska¢ wyleczenie. Aktualnie te role moze spetic
jedynie produkt leczniczy Blincyto® zawierajgcy blinatumomab.

Lek Blincyto ma udowodnig skutecznos¢ i profil bezpieczenstwa w leczeniu dzieci i mtodziezy od
1. roku zycia z ALL z komérek prekursorowych linii B bez chromosomu Philadelphia iz ekspresjg
antygenu CD19, w przypadku pierwotnej opornoéci na leczenie albo wznowy choroby po
wczesniejszym zastosowaniu co najmniej dwoch schematoéw leczenia lub wznowy po wczesnigjszym
przeprzeprowadzeniu allo-HSCT.

Wyniki badania RIALTO prezentowane na kongresie ASH w 2018 roku wskazaty na wysoka
skutecznos¢ leku Blincyto. W badaniu wykazano, ze mediana czasu przezycia catkowitego (OS)
ogotem wynosita 13,0 miesiecy (95% Cl: 9,3; NE). U chorych z redukcjg choroby resztkowej (czyli
uzyskujgcy odpowiedz molekularng MRD) mediana OS nie zostata osiggnieta w okresie obserwaciji
trwajgcym 18 miesiecy, zatem wynik ten bedzie znaczaco wyzszy niz w populacji ogétem. Ponadto,
w badaniu RIALTO, 59 pacjentow (60%) uzyskato CR 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 allo-HSCT. Wyniki badania RIALTO wskazujg na bardzo
wysokg skutecznos¢ blinatumomabu w indukcji remisji, w tym remisji molekularnej MRD, ktora
pozwala na uzyskanie kontroli nad chorobg i umozliwia przeprowadzenie allo-HSCT.

Terapia lekiem Blincyto w leczeniu ALL jest o 1 lipca 2019 roku refundowana tylko u dorostych, bardzo
trudne jest uzasadnienie rodzicom chorych dzieci, dlaczego ich dziecko nie moze dostac tej terapii.
Rodzice sg zmuszeni do zbierania $rodkow finansowych na leczenie, ale choroba zbyt szybko
postepuje i nie ma wystarczajgcego czasu na zbiorke $rodkéw. Obecnie u chorych opornych na
chemioterapie lub po nawrocie po chemioterapii nie powinno by¢ innej opcji leczenia niz Blincyto.
Dlatego liczymy na korzystne stanowisko Rady Przejrzystosci i pozytywng rekomendacje Prezesa
Agenciji.

W trosce o losy dzieci z niepowodzeniami wstepnego leczenia

(Bl

Prof. dr hab. med. Walentyna Balwierz




