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Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|0T.4231.16.2021

Kaftrio (iwakaftor+tezakaftor+eleksakaftor) i Kalydeco (iwakaftor) w ramach
Tytut: | Programu lekowego ,Leczenie mukowiscydozy przy zastosowaniu
iwakaftoru w skojarzeniu z tezakaftorem i eleksakaftorem”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu interesow (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bgd? przestaé przesytka kurierskg albo pocztowa na adres siedziby Agencji.

Dopuszczalne jest réwniez przestanie na adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocs
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego

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

W zwigzku z obowigzujacym stanem epidemii wprowadzonym rozporzgdzeniem 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 Deklaracjg Konfliktu Intereséw przesytkg kurierskg albo pocztowg na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba o dodatkowe przekazanie skanu (lub_zdjecia)
podpisanego dokumentu __za posrednictwem ePUAP _ lub _ poczty  elektronicznej:
sekretariat@aotm.qov.pl.

UWAGA! Zgtoszone uwagqi i deklaracja konfliktu intereséw beda publikowane w BIP ACTMiT?.

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

Imie i nazwisko osoby skfadajacej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: ...........................Ks.prot.mgr Andrzej OpoISKi ...................c.coooovummimiiiei

Dotyczy wniosku bedacego przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Kaftrio (iwakaftor+tezakaftor+eleksakaftor) i Kalydeco (iwakaftor) w ramach programu lekowego
.Leczenie mukowiscydozy przy zastosowaniu iwakaftoru w skojarzeniu z tezakaftorem i
eleksakaftorem” u pacjentéw w wieku co najmniej 12 lat, ktérzy sag homozygotyczni lub
heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR z minimalng wartoscig funkcji (MF).

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
2ywieniowego 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 p6zn. zm.)

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



Czego dotyczy DKI*:

r DZORIe—UWaG iazky HpubliczRioRym—pe dkiem—obrad—Rad jrzystosei—v daiu

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego iub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspdlnym pozyciu”:

¥ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotngj
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz.1938 z péZzn. zm.),

r zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. 2017 ., poz.1938 z p6zn. zm.), .

r petnienie funkcji czionka organéw spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy

prowadzacego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rcdkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobem medycznym;

r pefnienie funkcji czionka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy

prowadzacego dziatalnosé gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow.
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

r petnienie funkcji cztonka organéw spéidzielni, stowarzyszer lub fundacji prowzadzazcych

dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcz
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjainsgo
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

~
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posiadanie akcji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarczg w zakresie doradziwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udzialbw w spétdzielniach prowadzgcych
dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

r prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem

spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnoéci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegoty, ktore Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktorymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktorymi
pozostaje Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujace konflikt intereséw. Opis powinien by¢
moZliwie zwigzty.

Jestem $wiadoma/y odpowiedzialno$ci karnej za ztozenie falszywego o$wiadczenia.

: zaznaczyc tylko 1 pole
¥ niepotrzebne skresli¢
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Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypelnienia
obowigzku prawnego cigzacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu interesow
zgodnie

z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony osdéb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia

dyrektywy 95/46/WE (ogdlne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).
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2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

|

e

Moja 14 letnia corka Zuzanna Opolska (ur.04.06.2007) od uroczenia
choruje na mukowiscydoze o mutacii delF508/delF508 — homozygota.
Podczas cafej historii choroby przeszta 5 operacji, miedzy innymi 2
operacje niedroznosci jelit, ktora to niedrozno$é zostata spowodowana
zalegajacym $luzem, ktory jest efektem mukowiscydozy. Corka ma
usunieta czesc jelit.
Réwniez 2 operacje usunigcia polipéw zatok. Corce grozita deformacja
twarzo-czaszki. Nalezato poprze prowadzi¢ 2 powazne operacje w
przeciagu 3 miesiecy, by corki twarz nie ulegta deformacji. Powodem
tego jest rowniez mukowiscydoza. Cérka z powodu cheroby ma
réwniez inwazyjng aspergiloze, niewydolng trzustke. Od 3 roku zycia
walczymy z patogennym i opurtonistycznym i mocno skolonizowanym
Pseudomonas aeruginosa i staphylococcus aureus. W drogach
oddechowych jest rowniez  skolonizowany achromobacter
xylosoxidans, stenotrophomonas maltophilia oraz candida albicans.
Cérka ma rowniez podwyzszone cukry. Kifoze klatki piersiowe;.
Najgorsze jest jednak to, ze mukowiscydoza wyniszczyta jej ptuca, a
gérny ptat ptuca lewego jest martwy. Zesp6t lekarzy Centrum Leczenia
Mukowiscydozy w Dziekanowie Lesnym po konsultacji z zespotem
transplantologicznym Oddziaty Tralnsplantacji Pluc z Pododdziatem
Muskowiscydozy Slaskiego Centrum Choréb Serca w Zabrzu- podijeli
decyzje o operacji usunigcia martwej czesci ptuca — lobektomii.

W tak krotkim czasie mukowiscydoza nie leczona na $wiatowym
poziomie, doprowadzita do tak trwatych i nieodwracalnych zmian u
mojej corki.

W zwiazku z tym, iz polska opieka zdrowotnie nie jest w stanie
zabezpieczyé odpowiedniego leczenia mukowiscydozy na
$wiatowym poziomie ( a przynajmniej na europejskim), po
konsultacji z CLM w Dziekanowie Lesnym podjeliSmy decyzje o
zakupie lekéw przyczynowych z  wiasnych srodkow.
Od 25 listopada do 12 grudnia 2020 r.( 18 dni) podawali$my
Symkevi (tezakaftor+ iwakaftor) oraz Kalydeco (ivacaftor). Zuzia
od razu zaczeta czué sie lepiej , a pierwszym widocznym efektem
byt prawidtowy oddech. Cérka méwita, ze juz sie nie poddusza.

Od 13 grudnia do dzi§, Zuzia przyjmuje Kaftrio
(iwakaftor+tezakaftor+eleksakaftor) i Kalydeco (iwakaftor) -
zakupione z wlasnych $rodkow.

W przeciagu kilku godzin po podaniu zaobserwowalismy
natychmiastowy wyrzut wydzieliny ptucnej. Cérka w przeciagu
tygodnia w naszej ocenie wydalita w zasadzie cala wydzieline jaka
jej zalegata w ptucach.

Przez 3 dni jedynie nieznacznie bolata ja gtowa i to tyle jezeli
chodzi o tzw ewentualne skutki uboczne. Do dzi§ nie

} Od momentu wiaczenia lekéw, Zuzia nie miata zadnej infek@

zaobserwowali$émy innych probleméw w zwiazku z podaza lekow.




drég oddechowych. Nie bylo potrzeby stosowania lekéw
przeciwgrzybicznych. Od momentu wiaczenia Kaftrio
(iwakaftor+tezakaftor+eleksakaftor) i Kalydeco (iwakaftor), Zuzia
przytyta 11 kg i urosta 4 cm.

Po 1 miesiacu przyjmowania lekéw chlorki w_pocie spadly z
poziomu 72 mmol/l do 19 mmol/I .

Zuzia zaczeta uprawia¢ sport. Dzi$ jest w stanie przej$¢ dziennie |
15 km i przejechaé¢ rowerem 10-15 w ciggu 1 dnia.

Jej rowiesnicy moga w korcu przychodzi¢ do Zuzi, a ona w koncu
nie jest wyobcowana.

Podczas znajomi i bliscy chorowali na COVID, Zuzia nie
chorowata. Myslimy, 2e KaftriotKalydeco musi mie¢ na to
pozytywny wplyw. Taka jest nasza obserwacja.

Zuzi stan psycho-somatyczny jest bardzo dobry. Wczeéniej
mieliSmy z tym ogromny problem.

Nie jesteSmy w stanie wyobrazi¢ sobie teraz tego, ze bedziemy
mieli wiasnych pieniedzy na zakup Kaftrioi Kalydeco. Dia nas to
wyrok $mierci! {

Pozwalaja one ,w miar¢e normalnie” zy¢ Zuzi jak i innymii
pacjentom i mie¢ nadzieje na zatozenie rodziny i przediuzenie|
swego rodu. Leki te odcigzaja rodzine jak i nasz system opieki|
medycznej w na kazdej ptaszczyznie: finansowej, ekonomicznej, |
spotecznej i kazdej innej.

Prosze o wziecie pod uwage tych spektakularnych rezultatow i
dobrodziejstw jakie dajg Kaftrio+Kalydeco.

Jezeli nie beda one refundowane w Polsce, bedziemy zmuszeni
opusci¢ nasz kraj i prosi¢ o mozliwos¢ zycia dla Zuzi tam, gdzie
problemy tak ciezko chorych ludzi sg rozumiane.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg si¢ wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogélnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

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, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z péin. zm.)



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

ogo6linych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogoélnych.

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

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

og6lnych.

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.
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