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

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 wypeiniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badz 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 Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocg
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego

Uwagi mozna zgtaszaé 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 upfywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W zwigzku z obowigzujagcym stanem epidemii wprowadzonym rozporzgdzeniem Ministra
Zdrowia z dnia 20 marca 2020 r. w sprawie ogloszenia 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 przesytka kurierska albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma pro$ba o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia,

podpisanego dokumentu _ za posrednictwem ePUAP _ lub  poczty elektronicznej:

UWAGA! Zgtoszone uwagi i deklaracja konfiiktu intereséw bedg publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby skhda]qcej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: ...Malgorzata tabus... S BNt T o T R R T e S

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 sg 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
Zywieniowego oraz wyrobbw 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 p62n. zm.)

30 ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
$rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z pézn. zm.)
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Czego dotyczy DKI*:

Oswiadczam, .2§ 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®:

}( nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z p62n. zm.),

zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z p6zn. zm.), 1j.:

petnienie funkcji czionka organéw spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji czlonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
Srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

petnienie funkcji czionka organéw spotdzielni, stowarzyszen 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 lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

posiadanie akcji lub udziatébw w spétkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatéw w spétdzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrobéw medycznych.

prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem

spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjq lekéw, $rodkéw spozywczym

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

Prosze podac szczegdty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzq
Panig/Pana (maftzonka/matzonke, zstgpnych lub wstgpnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢ moZliwie

zwiezly.

Jestem $wiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie falszywego oswiadczenia.

4 zaznaczy( tylko 1 pole
5 piepotrzebne skresli¢



Data skiadania i podpis osoby sktadajacej DKI

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych 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 oséb fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia

dyrektywy 95/46/WE (ogélne 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

Moja trzynastoletnia cérka Wanda Sulewska choruje na mukowiscydoze, jest
homozygota deltaF508. Oprdcz choroby podstawowej ma réwniez
rozpoznane liczne choroby wspdtistniejgce: alergiczng i inwazyjng
aspergilloze oskrzelowo-ptucng, przewlekte zapalenie zatok, niewydolnos¢
trzustki, astme oskrzelowg, uszkodzenie watroby. Ponadto jej drogi
oddechowe przewlekle skolonizowane byty oportunistycznymi patogenami:
Pseudomonas aeruginosa, Aspergillus fumigatus oraz od 12.2021 MRSA.

Nawracajgce zaostrzenia choroby powodowaty sukcesywne pogarszanie
stanu ogdinego. Pomimo intensywnego leczenia zaostrzen, stan ogélny
corki nie powracat do stanu wyj$ciowego, pojawito sie m. in. postepujgce
uczucie dusznosci, brak apetytu, spadek masy ciata.

Po konsultacji z lekarzami w Niemczech (ktérzy majg doswiadczenie w
leczeniu lekami przyczynowymi), jako ze widzieli zasadno$¢ rozpoczecia u
corki terapii Kaftrio i Kalydeco, jako terapii ratunkowej, podjetam decyzje o
zatozeniu zbidrki charytatywnej, celem uzyskania funduszy na leczenie
preparatami Kaftrio i Kalydeco.

Coérka rozpoczeta terapie lekami przyczynowymi 13.03.2021.

Aktualnie, po niespetna 3 miesiecznej kuracji corka nie ma praktycznie
zadnych objawéw mukowiscydozy: catkowicie ustgpita dusznos¢, nie zalega
zadna wydzielina, ustgpit meczacy kaszel. Cérka ma apetyt, przytyta przez
ten czas 4,5 kilograma. Dzigki lekom przyczynowym zredukowa¢ mogtysmy
podaz enzymoéw trzustkowych do 1/3 wyjsciowej dawki, zrezygnowacé
mogty$my praktycznie ze wszystkich inhalacji, aktywnos¢ enzymoéw
watrobowych pierwszy raz od dawna jest w granicach normy.

Od momentu wigczenia lekéw cérka nie miata zadnej infekcji drog
oddechowych, nie byto potrzeby stosowania antybiotykoterapii ani leczenia
przeciwgrzybiczego. Cérka nie miata réwniez absencji w szkole, odnowi¢
mogta relacje z innymi dzie¢mi.

Cérka znowu jest aktywna, uprawia sport bez ograniczen, moze cieszy¢ sie
kontaktem z réwie$nikami. Jej stan psychiczny jest stabilny.

Spektakularna poprawa stanu mojej corki daje jak najlepsze $wiadectwo sity
dziatania tych wspaniatych lekéw. Leki te pozwalajg pacjentom zy¢, spetniac
sie zawodowo, pozby¢ sie catkowicie ograniczen wynikajgcych z tej
strasznej choroby.




* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosza sie wniesi i; ni
przypadku uwag ogélnych. . £ folms il o o

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

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

! L(lsrlnozlri‘wiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdinych.
c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, s
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
og6lnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*

(rozdziatu, Uwagi

tabeli, wykresu,
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 lekéw, érodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz U. z 2016r., poz. 1536 z p6Zn. zm.)




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