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Formularz zgłaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: OT.4231.26.2021

Wniosek o objęcie refundacją leku Reblozyl (luspatercept) w ramach
programu lekowego:

„Leczenie dorosłych pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji z
Tytuł: powodu zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i

pośrednim z obecnością pierścieniowatych syderoblastów, u których
wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub którzy nie
kwalifikują się do takiego leczenia (ICD-IO D46.1)”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją Konfliktu Interesów (pkt. I)
należy złożyć w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bądź przesłać przesyłką kurierską albo pocztową na adres siedziby Agencji

Dopuszczalne jest również przesłanie na adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.p/
uwag (pkt. 2) wraz z wypełnioną Deklaracją Konfliktu Interesów (pkt. 1) podpisaną za pomocą
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi można zgłaszać w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Publicznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT bądź przesłane na adres poczty elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl po upływie tego terminu nie będą rozpatrywane.

W związku z obowiązującym stanem epidemii wprowadzonym rozporządzeniem Ministra
Zdrowia z dnia 20 marca 2020 r. w sprawie ogłoszenia na obszarze Rzeczypospolitej Polskiejstanu epidemii (Dz. U. z 2020 r., poz. 491 z późn. zm.), w przypadku zamiaru przesłania uwagwraz z Deklaracją Konfliktu Interesów przesyłką kurierską albo pocztową na adres siedzibyAgencji, zwracamy się z uprzetmą prośbą o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdłęcia)podpisanego dokumentu za pośrednictwem ePUAP lub poczty elektronicznet:sekretariat@aotm.qov.pl.

UWAGA! Z łoszone uwa i i deklarac•a konfliktu interesów b d ublik w ne w BIPA TMi

1. Deklaracja o konflikcie interesów (DKl)3 — do wypełnienia w przypadku uwag do analizyweryfikacyjnej

Imię i nazwisko osoby składającej DKI dotyczącej złożenia uwag do upublicznionej analizyweryfikacyjnej: Aleksandra RUDNICKA

Dotyczy wniosku/ów będącego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystości:
Wniosek o objęcie refundacją leku Reblozyl (luspatercept) w ramach programulekowego:

zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 201 f r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczeniażywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z późn. zm.)

opieki zdrowotnej finansowanych ze środków

2 zgodnie z art 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świacbzeniach 

3 0 której mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze



Leczenie dorosłych pacjentów z niedokrwistością zależną od transfuzji z powodu

zesp"ôw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i pośtănitÎî ż

obecnością pierścieniowatych syderoblastów, u których wystąpiła niedostateczna

odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub którzy nie kwalifikują się do takiego leczenia

(łco-ło DOM)
CZô90 dotyczy

Ziožeme t;wag do upublicznionej analizy wełyfikacyjnej

że v/ stosunku do rnnłe mojego małżonka/mojej małżonki, mojego zstępnego lub

V/țtșpneŕ4ô v/ Ijnjj prostej. osoby, z ktôrą/osôb, z którymi pozostaję we wspólnym pożyciuS'

nie zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust 8 ustawy o Swąa&zenłach zăłotnej

fingnymgtnłchzo śtodkćmpub/k;znych (Dz. U, z 2017 r., pz. 1938 z późn. zm.),

žâCh0îjza Okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o śwąaiczennch (peki zdrowotnej

ze śtodkćmpublk;znych (Dz IJ z 2017 r, mz. 1938 z późn zm.), tj.

funkcji członka organów spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy

țytO•wșđžșcego działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym;

funkcji członka organu spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy

pttmadzącego działalność gospodarczą w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków,

śfOtjkôw spożywcžytn specjalnego przeznaczenia żywieniowego. wyrobów medycznych;

pełnienie funkcji członka organów spółdzielni, stowarzyszeń lub fundacji prowadzących

đžig$aînośč gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w

žgktesie doradztwa związanego refundacją leków, środków spożywczym specjalnego
Ptžežngczet)ia żywieniowego, wyrobów medycznych;

posigdgtjie akcji lub udziałów w spółkach handlowych prowadzących działalność gospodarczą w
žgktesië wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia
žYWieniowego, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w zakresie doradztwa
žWiąžgnego refundacją lekóWi środków spożywczym specjalnego przeznaczenia
żywieniowego, wytobôW medycznych, oraz udziałów w spółdzielniach prowadzących działalność
ŕJbšPOțJetczą W zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego
ptžežngcženig żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w zakresie
dotgdžtwg žWiąžanego ž refundacją leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia
žYWiët3i0Wego, wyrobów medycznych.

tjtOWgdžet3ie działalności gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem
SPOžYWežYiîi specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalności
gospodgrežej W zakresie doradztwa związanego Z refundacją leków, środków spożywczym
specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów medycznych.

Pitjšže šżožegô/y, które Pani/Pan uzna za niezbędne, oraz nazwy podmiotów, z którymi wiążą
(mg/žonka/tna/żonkę, zstępnych lub wstępnych w linii prostej lub osoby z którymi pozostaje

Pgł/žP6iii WšPô/i1Yiîi pożyciu) telacje powodujące konflikt interesów. Opis powinien być możliwie
žWlęž/y

ijtjie



Oestôm śwłâdomały odpowiedzialności karnej za złożenie fałszywego oświadczenia

pąțą podpiș osoby składaiącei DKI

cło

Wyrażam zgodę na gromadzenie, przetwarzanie i udostępnianie danych osobowych
zawartych w OKI których podstawa przetwarzania nie wynika z wypełnienia obowiązku
prawnego ciążącego na AOTMiT w celu identyfikacji konfliktu interesów zgodnie
z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016

pałą składania i podpis osoby składaiącei DKI



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*
(rozdziału,

tabeli, wykresu, Uwagi ogólne
strony)

Zespoły mielodysplastyczne (MDS) to rzadkie choroby nowotworowe krwi.

W przebiegu obu tych schorzeń dochodzi do zmniejszenia ilości krwinek czerwonych

w krwi obwodowej. O ile u pacjentów młodszych z zespołami mielodysplastycznymi

możliwe jest zastosowanie terapii polegającej na przeszczepieniu komórek

macierzystych szpiku, o tyle u starszych, w zaawansowanych stadiach choroby

prowadzi to do konieczności cyklicznych przetoczeń krwi. Jest to procedura złożona,

czasochłonna, która zanacząco wpływa na pogorszenie jakości życia pacjentów i ich

opiekunów, której najgroźniejszym działaniem niepożądanym jest przeładowanie

żelazem. Nadzieją na poprawę tej sytuacji u dorosłych pacjentów z niedokrwistością

zależną od transfuzji z powodu zespołów mielodysplastycznych o ryzyku bardzo

niskim, niskim i pośrednim z obecnością pierścieniowatych syderoblastów, u których

wystąpiła niedostateczna odpowiedź na leczenie erytropoetyną, lub którzy nie

kwalifikują się do takiego leczenia, jest zarejestrowany w 2020 r. w Europie. lek

luspatercept. Mamy nadzieję, że niedługo będzie on dostępny w tym wskazaniu

również dla polskich pacjentów. Jak wskazały badania MEDALIST, mediana czasu,

kiedy pacjent leczony lekiem luspatercept nie wymagał poddania procedurze

przetoczenia krwi, wynosiła 30,6 tyg. w porównaniu z 13,6 tyg. w grupie placebo .

W badaniach klinicznych z zastosowaniem luspaterceptu w MDS udało się uzyskać

ograniczenie przetoczeń KKCz 0 21%, co odpowiada redukcji zużycia KKCz o

8 jednostek (4 litry krwi). Zapewnienie dostępu do nowoczesnych leków

w zapobieganiu powikłaniom transfuzji krwi oraz do celowanych terapii

zmniejszających zapotrzebowanie na przetoczenia krwi, to działania także
optymalizujące zarządzanie tak bezcennym - i dotąd niezastąpionym— lekiem, jakim

jest krew. Lek Reblozyl jest rekomendowany u chorych na MDS niższego ryzyka, u

których nie ma odpowiedzi na leczenie ESA w wytycznych klinicznych PTOK, NCCN i

ESMO. Warto przypomnieć, że lek został umieszczony przez AOTMIT w Wykazie
Technologii Lekowych z dnia 26 lutego 2021 r. o wysokim poziomie innowacyjności,

jako jeden z dwóch leków hematoonkologicznych na wykazie (łącznie 11 leków na

wykazie).Lek jest podawany w formie iniekcji podskórnej w warunkach

ambulatoryjnych, a jego większość dział niepożądane zaistniałych w trakcie leczenia
było stopnia 1-2. Działania stopnia 3 lub 4 zgłoszono u 42,5% pacjentów
przyjmujących luspatercept oraz 44,7% pacjentów przyjmujących placebo. Trwałe
przerwanie leczenia z powodu działania niepożądanego (stopnia 1-4) nastąpiło
u 4,5% pacjentów, którym podano Luspatercept. Najczęściej występujące (210%)
działania niepożądane dowolnego stopnia obejmowały uczucie zmęczenia, bóle
mięśniowo-szkieletowe, zawroty głowy, biegunkę, nudności, reakcje nadwrażliwości,

nadciśnienie tętnicze, ból głowy, zakażenie górnych dróg oddechowych, zapalenie
oskrzeli i zakażenie dróg moczowych. Refundacja luspaterceptu zapewnia pacjentom
możliwość stosowania nowego leku, który zmniejsza liczbę przetoczeń krwinek
czerwonych wymaganych u chorych z MDS, a w niektórych przypadkach całkowicie






