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 pacjentow z niedokrwisto$cig zalezng od transfuzji z
Tytut; | Powodu zespotow mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i
posrednim z obecnoscig pierécieniowatych syderoblastow, u ktérych
wystapita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyng, lub ktérzy nie
kwalifikujg sie do takiego leczenia (ICD-10 D46.1)"

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badZ przesfa¢ przesytkg kurierskg albo pocztowg na adres siedziby Agenciji.

Dopuszczalne jest réwniez przesfanie na adres poczly elekironicznej: sekretariat@aotm.gov.p/
uwag (pkt. 2) wraz z wypelniong Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocg
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi mozna zgfaszac¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Publicznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ przesfane na adres poczty elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl po upfywie 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 Polskief
stanu epidemii (Dz. U. z 2020 r., poz. 491 z pézn. zm.), w przypadku zamiaru przestfania uwag
wraz z Deklaracjg Konfliktu Intereséw przesytkg kurierskg albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejmg prosba 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 intereséw (DKI)® — do wypetnienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjnej

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

weryfikacyjnej:

Dotyczy wniosku/éow bedgcegolych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodikdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego 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 Srodkow
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)

3 o ktdrej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze

Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.)




Czego dotyczy DKI4:
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Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

Ziozeni ozl blieznio " Bady Bizel —

Oéwiadczlé’ﬁi; ze wstosunku . abmr:ﬁ'n'i'e‘“mojego matzonka/mojej malzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktdra/osob, z ktérymi pozostaje we wspdlnym pozyciu®:

X" nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 1., poz. 1938 z pézn. zm.),

r zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowolnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z pézn. zm.), 1j..
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pelnienie funkcji czlonka organéw spolki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dzialalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

pelnienie funkcji czionka organu spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalnoéé gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacja lekow,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

petnienie funkgji czlonka organow spoétdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

posiadanie akgji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzacych dziatalnos¢ gospodarcza w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialalno¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekow, sSrodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatow w spéldzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych.

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

spozywezym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarcze] w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, Srodkéw spozywczym

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

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

4 zaznaczyc tylko 1 pole
5 niepotrzebne skreslic



a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*

(rozdzialu, -

tabeli, wykresu, Uwag
strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, )

tabeli, wykresu, Uwagi
strony)

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

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*

(rozdziatu, :

tabeli, wykresu, Uwagl
strony)

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




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer®*

(rozdziatu, -
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

U pacjentéw z zespotami mielodysplastycznymi (MDS), zwtaszcza
nizszego ryzyka — gtéwnym problemem klinicznym jest
niedokrwisto$¢. Choroba dotyczy czesto oséb starszych, szczegéinie
zle znoszgcych obnizenie parametrow czerwonokrwinkowych. Duza
czesc chorych wymaga przetoczen koncentratéw krwinek czerwonych
(KKCz), co wigze sie z wysokimi kosztami hospitalizacji, a takze
powiktaniami zwigzanymi z przetadowaniem organizmu zelazem.
Dotychczas jedynym lekiem, ktory byt efektywny u okoto potowy
chorych byta erytropoetyna.

Nowy lek o duzej skutecznosci i korzystnym profilu bezpieczenstwa
zarejestrowany przez FDA i EMA do leczenia niedokrwistosci w
przebiegu MDS o bardzo niskim, niskim lub posrednim ryzyku wg R-
IPSS; z syderoblastami pierscieniowatymi to luspatercept.
Luspatercept (Reblozyl)) jest lekiem o nowym innowacyjnym
mechanizmie dziatania — hamuje cytokiny z grupy TGF beta i w ten
sposob stymuluje prawidtowa hematopoeze.

Dane z badania rejestracyjnego dla luspaterceptu (badanie
MEDALIST) wskazujg, ze uniezaleznienie od przetoczen na co
najmniej 8 tygodni uzyskato 47% pacjentéw. U 49% pacjentow
stosowanie leku Reblozyl pozwolito na zmniejszenie zapotrzebowania
na KKCz o co najmniej 4 jednostki na 8 tyg., juz w ciggu pierwszych
24 tygodni leczenia. 59% pacjentéw, w ciggu 48 tygodni leczenia,
uzyskato odpowiedz erytroidalng definiowang (zgodnie z
Migdzynarodowymi Kryteriami Grupy Roboczej [I[WG] z 2006). Nalezy
podkresli¢, ze badanie dotyczyto pacjentéw z duzym
zapotrzebowaniem na przetoczenia KKCz, u ktérych stosowanie
erytropoetyny byto nieskuteczne.

Wobec braku skutecznych terapii dla pacjentéw z niedokrwistos$cig w
przebiegu MDS (unmet clinical need) dostep do luspaterceptu w
ramach programu lekowego jest bardzo potrzebny i pozwoli istotnemu
odsetkowi pacjentéw z podtypem MDS z pierécieniowatymi
syderoblastami uniezalezni¢ sie od przetoczen.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

§ analizy, o ktérych mowa w art, 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011r. 0
refundacji lekdw, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pdin. zm.)




Jestem $wiadomaly odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego o$wiadczenia.

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI _
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Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia obowiazku
prawnego ciazacego 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 osoéb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (og6ine rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI
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