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

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

.Leczenie dorostych pacjentéw z niedokrwisto$cig zalezng od transfuzji z
Tytut:|Powodu zespotéw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, nis‘kim i
posrednim z obecnoscig pierécieniowatych syderoblastéw, u ktérych
wystapita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyna, lub ktérzy nie
kwalifikuja sie do takiego leczenia (ICD-10 D46.1)" .

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisana Deklaracja Konﬂiktu_'/nteresOw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i TaryﬁkfaC//,. ul. Prze§kok 2,
00-032 Warszawa, bad? przesta¢ przesytka kurierskg albo pocztowa na adres siedziby Agencyi.

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

Uwagi mozna zgtaszaé w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Pub{/’cznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ przestane na adres poczty elektroniczney:
sekretariat@aotm.gov.pl po uptywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W zwigzku z obowigzujgcym stanem epidemii wprowadzonym rozporzadzeniem 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 pézn. zm.), w przypadku zamiaru przesfania uwag
wraz z Deklaracjg Konfliktu Intereséw przesytka kurierskg albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba o dodatkowe rzekazanie skanu (lub zdjecia

podpisanego _ dokumentu __ za posrednictwem _ ePUAP  lub poczty _ elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl.

UWAGA! Zgloszone 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 sktadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Aleksandra RUDNICKA
Dotyczy wniosku/6w bedacego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

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

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spoz y
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017r, poz. 1844 z péin. zm. ) ywezych Specjainego pPrzeznaczenia

? zgodnie z art. 31s ust, 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opleki zdro j
wolnej fin,
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z péZn. zm.) I finansowanych ze srodkow

3 s . ; : »
0 ktérej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach j A
Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z pézn. zm.) Opleki zdrowotnej finansowanych ze

et .



Leczenie dorostych pacientéw z niedokrwistoscia zalezna od transfuzji 2 powodu
zespokbw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim l_posrednml 2
obecnoécia pierécieniowatych syderoblastow, U ktérych v»_zyst_a.puta mgdostamqa
odpowied? na leczenie erytropoetyna, lub ktérzy nie kwalifikuja sie do takiego leczenia
(ICD-10 D46.1)

Czego dotyczy DK
7 Przygotowane eksportyzyiop nia wormie-pisemnel lub-ustne}-dia-Rady Przejrzystosal

¥  Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

[T Zozens wwag w zwazky 2 upubicZrionym-p
Obuiadezatn, 76 w stosunku do mh:;mojego mal:onkalmojej matzonki, mojego‘zss?tepnego lub
wstspnego w linil prostej, osoby, 7 kibra/osob, z ktorymi pozostaje we wspdinym pozyciu®:

f/ nie zachodza okolicznoéci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy 0 $wiadczeniach opieki ZOrOWoINe/
finansowarych 76 &odkiw publicznych (Dz. U. z 2017 1., poz. 1938 z pon. zm.),

= zachotza okolicznosci okreslone wart 31s ust 8 ustawy 0 $madaenad1 opieki zdmwotne/
finansowanych 26 &rodkéw publicznych (Dz. U. z 20171, poz.1938 2 pézn. zm.), ..

E pefrienie funkeji czlonka organéw spolki handlowej lub przedstawiciela przedsieb:?rcy
prowadzaceqo dzialalnost gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywezym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym,

U pelnienie funkcji czlonka organu spolki handlowej lub przedstawiciela przed§iebiorcy
prowadzaceqo dzialainoéé gospodarczq w zakresie doradztwa zwiazanego z refundacjq lekow,
&rodkbw spozywozym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych,

J pelnienie funkoji czlonka organéw spoldzielni, stowarzyszern lub fundacii prowadzgcych
tzialalnost gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $srodkiem spozywczym
spesjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w
zakresie doradztwa zwiazanego z refundacjg lekéw, srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

r pasiadanie akoji lub udzialow w spolkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w
zakiesie wytwarzania lub obrotu lekiem, érodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
#ywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego 7 refundacja lekow, Srodkéw spozywczym specjainego przeznaczenia
Zywieniowego, wyrob6w medycznych, oraz udzialow w spoldzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
pfzeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie
toradztwa zwiazanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia

Zywieniowego, wyrobow medycznych,
I3 prowadzenie dzialalnoéci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem

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

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szozegoly, ktore Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazw ! | Wi
8 | / : 'y podmiotéw, z ktérymi wigz
Pariia/Pana (mal?onka/malzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérym%ozos?ajg
Pan/Pani we wapdlnym pozyoiu) relacie powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢ mozliwie

iWiezly.

A pasniiesyé tylko 1 pole
“ iepiti ebiie skredlic




Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za zlozenie fatszywego o$wiadczenia.

Data sktadania i podpis osoby sktadajacej DKI

, 3,
. 1/ 155 ’
ekl Aiosmadhc (riolnicls

Wyratam 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 interesow zgodnie
Z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2018 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia

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

sktadania i podpis osoby skladajacei DKI
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2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi ogoine

Zespoly mielodysplastyczne (MDS) to rzadkie choroby nowotworowe krwi.
W przebiegu obu tych schorzen dochodzi do zmniejszenia ilosci krwinek czerwonych
w krwi obwodowej. O ile u pacjentéw miodszych z zespotami mielodysplastycznymi
mozliwe jest zastosowanie terapii polegajacej na przeszczepieniu komorek
macierzystych szpiku, otyle ustarszych, w zaawansowanych stadiach choroby
prowadzi to do koniecznosci cyklicznych przetoczen krwi. Jest to procedura ztozona,
czasochionna, ktéra zanaczaco wptywa na pogorszenie jakosci zycia pacjentéw i ich
opiekundw, ktérej najgrozniejszym dziataniem niepozadanym jest przetadowanie
zelazem. Nadzieja na poprawe tej sytuacji u dorostych pacjentow z niedokrwistoscig
zalezng od transfuzji z powodu zespotéw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo
niskim, niskim i poérednim z obecnoscig pierscieniowatych syderoblastéw, u ktorych
wystapita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyng, lub ktorzy nie
kwalifikujg si¢ do takiego leczenia, jest zarejestrowany w 2020 r. w Europie. lek
luspatercept. Mamy nadzieje, ze niedtugo bedzie on dostepny w tym wskazaniu
réwniez dla polskich pacjentéw. Jak wskazaly badania MEDALIST, mediana czasu,
kiedy pacjent leczony lekiem luspatercept nie wymagat poddania procedurze
przetoczenia krwi, wynosita 30,6 tyg. w poréwnaniu z 13,6 tyg. w grupie placebo .
W badaniach klinicznych z zastosowaniem luspaterceptu w MDS udato si¢ uzyskac
ograniczenie przetoczen KKCz 021%, co odpowiada redukcji zuzycia KKCzo
8 jednostek (4 litry krwi). Zapewnienie dostepu do nowoczesnych lekow
W zapobieganiu powiktaniom transfuzji krwi oraz do celowanych terapii
zmniejszajacych zapotrzebowanie na przetoczenia krwi, to dziatania takze
optymalizujace zarzadzanie tak bezcennym -idotad niezastagpionym —lekiem, jakim
jest krew. Lek Reblozyl jest rekomendowany u chorych na MDS nizszego ryzyka, u
ktorych nie ma odpowiedzi na leczenie ESA w wytycznych klinicznych PTOK, NCCN i
ESMO. Warto przypomnie¢, ze lek zostat umieszczony przez AOTMIT w Wykazie
Technologii Lekowych z dnia 26 lutego 2021 r. 0 wysokim poziomie innowacyjndsci,
jako jeden z dwdch lekéw hematoonkologicznych na wykazie (tacznie 11 lekéw na
wykazie).Lek jest podawany w formie iniekcji podskérnej w warunkach
ambulatoryjnych, a jego wiekszos¢ dziat niepozadane zaistniatych w trakcie leczenia
byto stopnia 1-2. Dziatania stopnia 3lub 4 zgtoszono u42,5% pacjen.t()w
przyjmujgcych luspatercept oraz 44,7% pacjentow przyjmujacych placebo. Trwate
przerwanie leczenia z powodu dziatania niepozadanego (stopnia 1-4) nastapito
u4,5% pacjentdw, ktéorym podano Luspatercept. Najczesciej wystepujace (210%)
dziatania niepozadane dowolnego stopnia obejmowaty uczucie zmeczenia, bédle
mig$niowo-szkieletowe, zawroty gltowy, biegunke, nudnosci, reakcje nadwrazliwosci,
nadciénienie tetnicze, bol glowy, zakazenie gérnych drég oddechowych, zapalenie
oskrzeli i zakazenie drog moczowych. Refundacja luspaterceptu zapewnia pacjentom
mozliwos$¢ stosowania nowego leku, ktdry zmniejsza liczbe przetoczern krwinek

czerwonych wymaganych u chorych z MDS, a w niektdérych przypadkach catkowicie
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klinicznych.

do ktorego odnosza sie wniesione uwagi; nie dotyczy W
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* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy,
przypadku uwag ogolnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy?®

a. Uwagi do analizy klinicznej
Numer® :
(rozdziatu, Uwagi
tabeli, wykresu,
strony)
- BT

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnosﬁ?ﬁ'w’é’g"é";‘hi‘e dotyczy w przypadku uwag

ogoinych.
b. Uwagi do analizy ekonomicznej

hNumer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

| .

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragment li 5 e “\my
ogolnych. : yikadie raomenty angleydopdoruoiediosiisiciwaga e czy w przypadku uwag
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Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi
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P2 U.22016r, poz. 1536 z péin. zm ) Jalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobsw medycznych (
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* Umozliwiajacy Identyfikacjg fragmentu analizy, do kibrego odnosi we uwage. e 0otycZy W pZypadi, Uway
ogolinych.
d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej 5 -

Numer*

(rozdzialu,
tabeli, wykresu, W‘/’ij

strony) P ;
ok e

* Umozliwiajacy identyfikacjg fragmentu analizy, do kibrego cdnosi ss¢ Uwaga. me CotyCZy w PIZYpadiy uwag
0g6inych.




