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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | 0OT.4331.38.2020

Whiosek o objecie refundacjag i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
leczniczego Kymriah (tisagenlecleucel) w ramach programu lekowego:
Tytut:| | eczenie tisagenlecleucelem chitoniaka rozlanego z duzych komérek B (ICD-
10 C83, C85)”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypeiniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bad? przestaé przesytkag kurierskg albo pocztowg na adres siedziby Agencji.

Dopuszczalne jest réwniez przesfanie na_adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Interesow (pkt. 1) podpisang za pomocg
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi mozna zgtasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Publicznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ przestane na adres poczty elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl po uplywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W zwigzku z obowigzujacym stanem epidemii wprowadzonym rozporzadzeniem Ministra
Zdrowia z dnia 20 marca 2020 r. w sprawie ogfoszenia na obszarze Rzeczypospolitej Polskiej
stanu epidemii (Dz. U. z 2020 r., poz. 491 z p6zn. zm.), w przypadku zamiaru przesfania uwag
wraz z Deklaracja Konfliktu Intereséw przesytka kurierskg albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejmg prosha o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia)
podpisanego dokumentu __za posrednictwem _ ePUAP lub___ _poczty _ elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl,

UWAGA! Zgloszone uwagi i deklaracja konfliktu intereséw bedg publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby skfadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Grzegorz Basak

Dotyczy wniosku/6w bedacegol/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. 0 refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 357, z p6Zn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. 0 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398)

3 0 ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 1. 0 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398)

4 zaznaczyc tylko 1 pole



W  Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

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

I nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398),

r zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2020r., poz. 1398), 4j.:

r petnienie funkcji czlonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

r~ petnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
$rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

P petnienie funkcji cztonka organoéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$é gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarcza w
zakresie doradztwa zwiazanego z refundacjg lekoéw, sSrodkéw spozywczym specjainego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

r posiadanie akgcji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $érodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym  specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatow w spotdzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjainego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$§é gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych.

r prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

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

Jestem czlonkiem Rady Naukowej FamicordTx — spotki ktéra ma zamiar wytwarzac analogiczny
produkt CAR T antyCD19

% niepotrzebne skreslic



Jestem $wiadomaly odpowiedzialno$ci karnej za ztozenie fatszywego os$wiadczenia.

Data skfadania i podpis osoby skiadajacej DKI

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 osob fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia

dyrektywy 95/46/WE (og6lne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skiadania i podpis osoby skladajacej DKI




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*

(rozdziatu, -
tabeli, wykresu, Uwag'

strony)

Rokowanie pacjentéw z chtoniakiem rozlanym z duzych komérek B (DLBCL), opornym
na leczenie pierwszych dwoch linii  systemowych lub nawracajgcym  po
autologicznym przeszczepieniu komoérek macierzystych pozostaje wyjatkowo
niekorzystne. U starannie wyselekcjonowanej grupy pacjentow wrazliwych na
chemioterapie z nawrotem po autologicznym przeszczepieniu mozliwe jest
wykonanie allogenicznej procedury, pod warunkiem uzyskania odpowiedzi na
chemioterapie i dostepnosci dawcy. Procedura ta wigze sig jednak z duzych ryzykiem
powikfan, a odsetek zgondw niezwigzanych bezposrednio z samym nawrotem zbliza
sie do 25%. Nie jest to zatem standardowa praktyka, ale wyfacznie opcja w wybranej,
bardzo niewielkiej populacji chorych.

W zdecydowanej wigkszosci przypadkéw opornego/nawrotowego DLBCL mozliwosci
terapeutyczne sg bardzo ograniczone. W retrospektywnym badaniu klinicznym
SCHOLAR-1 odsetek odpowiedzi catkowitych na standardowe leczenie w tej grupie
pacjentdw wynidst zaledwie 7%, z kolei mediana przezycia catkowitego ok. 6
miesiecy. Wobec braku jakiejkolwiek perspektywy umozliwiajgcej wprowadzenie
chorego w stan trwatej remisji (w konsekwencji prowadzacej do potencjalnego
wyleczenia) aktualnym postepowaniem w tej populacji pozostaje niestety wyfacznie
terapia paliatywna.

Tisagenlecleucel, czyli terapia komoérkowa zawierajgca limfocyty T wykazujace
ekspresje chimerycznego receptora antygenowego (CAR) jest jednym z najwigkszych
przefoméw hematoonkologii ostatnich lat i pozwala realnie myslec o nadzwyczajnej
poprawie wynikdw leczenia DLBCL.

Badanie JULIET, ktdre stato sie podstawa do rejestracji tisagenlecleucelu w tym
wskazaniu potwierdzito, ze u ok. 35-40% chorych z bardzo ztym rokowaniem, u
ktérych wyczerpano wszelkie dostepne metody leczenia i ktérych perspektywa zycia
liczona jest w miesigcach, terapia CAR-T umozliwia osiggniecie catkowitych i co
istotne trwalych remisji, potencjalnie prowadzacych do petnego wyleczenia.
Aktualizacja wynikow badania przedstawiona na ubiegtorocznym kongresie ASH z
mediang obserwacji wynoszacg 40 miesiecy potwierdza dtugotrwate utrzymywanie
sie efektu terapeutycznego tisagenlecleucelu (33% prawdopodobienstwo przezycia
wolnego od progresji choroby 2 lata po infuzji). Z kolei dane pochodzace z
rzeczywistej praktyki klinicznej i raportowane w ramach rejestru terapii
komérkowych CIBMTR wskazujg na skutecznos¢ tisagenlecleucelu zblizong do
odnotowanej w badaniu rejestracyjnym i lepsze bezpieczeristwo terapii (Blood
Advances/2020; 4{21): 5414-5424).

Wobec dramatycznego rokowania i braku alternatywnych opcji terapeutycznych,
dostep do tisagenlecleucelu pozostaje najwieksza niezaspokojong potrzebg
pacjentow z DLBCL.

* Umozliwiajacy identyfikacie fragmentu analizy, do ktérego odnosza sig wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogdinych.




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

Numer*

(rozdziatu, H

tabeli, wykresu, Uwagl
strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.
c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze $rodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, )
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*

(rozdziahu, :
tabeli, wykresu, Uwag'
strony)

6 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 lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (
Dz.U.z 2020 ., poz. 357, z péin. zm.)




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




