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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|0T.4231.26.2021

Whiosek o objecie refundacjg leku Reblozyl (luspatercept) w ramach
programu lekowego:

Leczenie dorostych pacjentéw z niedokrwistoécig zalezng od transfuzji z
Tytuk: powodu zespotéw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim [
posrednim z obecno$cig pierscieniowatych syderoblastow, u ktorych
wystgpita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyng, lub ktorzy nie
kwalifikujg sie do takiego leczenia (ICD-10 D46.1)"

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypelniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bad? przestaé przesytka kurierskg albo pocztowg na adres siedziby Agencii.

Dopuszczalne jest rowniez przestanie na adres poczty elektronicznej: _sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypefniong Deklaracjg Konfliktu Interesow (pkt. 1) podpisang za pomocg
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

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

W zwigzku z obowigzujgcym 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 péin. zm.), w przypadku zZamiaru przestania uwag
wraz z Deklaracja Konfliktu Intereséw przesytka kurierskq albo pocztowg na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosbg o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia)
podpisanego _dokumentu __ za posrednictwem  ePUAP _ lub _ poczty  elektronicznej:

sekretariat@aotm.gov.pl,

UWAGA! Zaloszone uwagi i deklaracja konfliktu intereséw beda publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imie i nazwisko osoby skladajgcej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Agnieszka Wierzbowska

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

Czego dotyczy DKI*:

" zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z péZn. zm.)

% zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. 0 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkow
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)

3 o kiorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
$rodkoéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)
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¥  Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

T . _— ; St Brepieeystollusdsl

Oéwiadcz'é'ﬁ%;“:zé. wstosunku .dé-.r}%-ﬁi'é.'mojego malzonka/mojej malzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/osob, z ktérymi pozostaje we wspbdinym pozyciu®:

X' 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 p6Zn. zm.),

| —zachedza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 wustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z p6zn. zm.), 1j.:

Wi pelnienie funkcji czionka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dzialalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji czionka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyroboéw medycznych;

petienie funkcji czionka organow spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalno$é gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, Srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarczg w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatainoé¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatéw w spétdzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjainego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych.

' 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 lekow, $rodkdw spozywczym

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegdly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigazq
Pania/Pana (mafzonka/maizonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢ mozliwie
zwiezly.
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Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ziozenie fatszywego o$wiadczenia.

Data skiladania i podpis osoby skiadajgcej DKI

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostgpnianie 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 osoéb fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (og6lne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data sktadania i podpis osoby sktadajacej DKI




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdzialu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Nie dotyczy

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

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

Numer*
(rozdzialu, ‘
tabeli, wykresu, Uwagi
strony)
Nie dotyczy

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, ;
tabeli, wykresu, Uwagl
strony)
Nie dotyczy

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

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkow publicznych

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

5 analizy, o ktdrych mowa w art. 25 pkt 14) lit. c oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011 r. 0
refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pézn. zm.)




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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*

(rozdziatu, £
tabeli, wykresu, Uwag|

strony)

Nie dotyczy

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

Uwagi ogblne

Zespoty mielodysplastyczne (MDS) sg heterogenna grupa nowotworéw o réznym
przebiegu naturalnym, ktére charakteryzuja sie nieefektywng hematopoeza z cechami
dysplazji, jedno, dwu-lub tréjliniowa cytopenig we krwi obwodowej i zwigkszonym ryzykiem
do transformacji w ostra biataczke szpikowa (AML, acute myeloid leukemia). Najczestszym
objawem u chorych z MDS, obserwowanym u ok. 90% chorych, jest niedokrwisto$c. W miarg
postepu choroby i pogtebiania sig niedokrwistosci dochodzi do uzalezniania sie chorych od
przetoczern koncentratow krwinek czerwonych (KKCz). Wprawdzie przetoczenia KKCz
podnosza przejéciowo poziom hemoglobiny (Hb) i tagodza czasowo objawy niedokrwistosci
ale nie eliminuja jej przyczyny, sg wiec jedynie leczeniem wspomagajacym a nie
przyczynowym. Nalezy podkreslic, ze rozwdj wspotczesnej medycyny opiera sie na
poznawaniu etiopatogenezy choréb i ,projektowaniu” terapii, ktore oddziatujg na
mechanizmy przyczynowe objawdéw. Luspatercept jest nowoczesng terapig celowana, ktora
dziata przyczynowo i reguluje zaburzone dojrzewanie krwinek czerwonych u chorych z MDS.
W randomizowanym badaniu 3 fazy wykazano, ze leczenie luspaterceptem powoduje
uniezaleznienie od przetoczen u blisko 38% chorych z niedokrwistoscia zalezng od transfuzji z
powodu MDS o ryzyku bardzo niskim, niskim i $rednim, z obecnoscig pierscieniowatych
syderoblastéw, u ktorych wystapita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyna, lub
ktérzy nie kwalifikuja sie do takiego leczenia, a u kolejnych 59% chorych zmniejsza
zapotrzebowanie na przetoczenia KKCz lub zwigksza stezenie Hb. Wyniki te wskazujg, ze
luspatercept jest nie tylko leczeniem nowoczesnym ale przede wszystkim skutecznym i
bezpiecznym.

Aktywne przyczynowe leczenie MDS zmniejsza obcigzenie przetoczeniami KKCz i
poprawia dfugoterminowe wyniki, w tym przezycie chorych, jakos¢ zycia a takze zmniejsza
ryzyko rozwoju wtérnych powikfan bedgcych wynikiem przetadowania zelazem, alloimunizacji
i poprzetoczeniowych reakcji alergicznych. Co wiecej, leczenie takie,zmniejsza konieczno$c
regularnych hospitalizacji chorych na MDS i w konsekwencji zwigksza dostepnosc tézek
szpitalnych dla innych chorych.

W mojej opinii zasadne jest objecie luspaterceptu refundacjg w ramach programu lekowego.
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