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 pacjentow z niedokrwistoscig zalezng od transfuzji z
Tytut: | Powodu zespotdw mielodysplastycznych o ryzyku bardzo niskim, niskim i
posrednim z obecnoscig pierscieniowatych syderoblastéow, u ktérych
wystgpita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyng, lub ktorzy nie
kwalifikujg sie do takiego leczenia (ICD-10 D46.1)”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wtasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bgdz przestac przesytka kurierskg albo pocztowg na adres siedziby Agencji.

Dopuszczalne jest rowniez przestanie na adres poczty elektronicznej. sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomoca
kwalifilkowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

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

W zwigzku z obowigzujagcym 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 pézn. zm.), w przypadku zamiaru przesfania uwag
wraz z Deklaracjg Konfliktu Intereséw przesytka kurierska albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejmg prosbga o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia)
podpisaneqo dokumentu  za posrednictwem _ ePUAP _ lub  poczty  elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl.

UWAGA! Zgtoszone uwagi i deklaracja konfliktu interesow beda publikowane w BIP AOTMIT?2.

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

Imie i nazwisko osoby sktadajgcej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: ... Jadwiga Dwilewicz-
THOJACZEK e e e e e e ae e e as

Dotyczy wniosku/6w bedgcego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci: j.w.

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw 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 $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z p6zn. 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, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej maftzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/osob, z ktdrymi pozostaje we wspdlnym pozyciu®:

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

B zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o S$wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z pdzn. zm.), tj.:

- petienie funkcji cztonka organéw spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

N petnienie funkcji cztonka organu spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

- petnienie funkcji cztonka organdéw spoétdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, s$rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

- posiadanie akcji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarczg w
zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$§¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekdéw, srodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatow w spotdzielniach prowadzgcych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, Srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych.

- prowadzenie dziatalnos$ci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno&ci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkdw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegdty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢ moZzliwie
zwiezty.

4 zaznaczyc tylko 1 pole
% niepotrzebne skresli¢






Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skiladania i podpis osoby skladajacej DKI

5.08.2021 Jadwiga Dwilewicz-Trojaczek

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia obowigzku
prawnego ciazagcego 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 oso6b fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogodlne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI

...5.08.2021 Jadwiga Dwilewicz-Trojaczek



2.

Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Zespoty mielodysplastyczne(Myelodysplastic syndromes — MDS),
stanowig heterogenng grupe chorob nowotworowych uktadu
krwiotworczego. U chorych na MDS nizszego ryzyka, tj z grupy
niskiego i posredniego 1 ryzyka wg IPSS lub z grupy bardzo
niskiego, niskiego i posredniego ryzyka wg zmodyfikowanego IPSS
najczesciej stwierdzana jest niedokrwistos¢. Powoduje to
koniecznosc¢ przetoczen koncentratu krwinek czerwonych, ktére
moze prowadzi¢ do przetadowania zelazem i uszkodzenia serca,
watroby, narzgdow wydzielania wewnetrznego(przysadka, tarczyca),
uszkodzenia stawow rozwoju cukrzycy. Odzwierciedleniem
przetadowania zelazem jest wzrost stezenia ferrytyny w surowicy.
Uzaleznienie od przetoczen koncentratu krwinek czerwonych(KKCz)
i hyperferrytynemia powodujg skrocenie czasu przezycia, czego
dowodzg liczne badania, w tym grupy polskiej(1).

W czerwcu 2020 r EMA dokonata rejestracji nowego leku-
luspaterceptu(Reblozyl) do leczenia niedokrwistosci u chorych na
zespoty mielodysplastyczne z obecnoscig pierscieniowatych
syderoblastow uzaleznionych od przetoczeh KKCz(>2j przez 8
tygodni w czasie 16 tygodniowej obserwacji), ktérzy nie
odpowiedzieli na leczenie czynnikami stymulujgcymi
erytropoeze(ESA), lub z podwyzszonym stezeniem endogennej
erytropoetyny. Nalezy dodac, ze chorzy na MDS z obecnoscig
pierscieniowatych syderoblastow uzyskujg gorsze wyniki leczenia
ESA w poréwnaniu z innymi chorymi z grupy nizszego ryzyka bez
obecnosci pierscieniowatych syderoblastow(MDS-RS). Chorzy na
MDS-RS stanowig 3-11% wszystkich chorych na MDS. W badaniu I
fazy: MEDALIST wykazano, ze uniezaleznienie od przetoczeh KKCz
przez co najmniej 8 tygodni w ciggu 24 tygodni leczenia
luspaterceptem uzyskato 47% chorych(2). Odpowiedz
hematologiczng wg kryteriéw IWG 2006 uzyskato 53% chorych. W
grupie z niskim zapotrzebowaniem na KKCz(<4j KKCz/8 tygodni)
niezaleznych od przetoczen KKCz byto 80%. Na konferencji EHA
2021 r. przedstawiono doniesienie wykazujgce, ze kontynuacja
leczenia luspaterceptem u chorych, ktérzy odpowiedzieli na leczenie
w czasie 24 tygodni, powoduje dalszg korzy$¢ w postaci obnizenia
zapotrzebowania na przetoczenia KKCz po 48 i 144 tygodniach(3).
Luspatercept jak wykazato badanie MEDALIST stwarza olbrzymig
szanse na uniezaleznienie od przetoczen KKCz lub zmniejszenie
zapotrzebowania na przetoczenia u chorych na MDS-RS. Poprawia
takze jakosc¢ zycia chorych, gdyz wcale nierzadko wymagajg oni
przetoczen co 1-2 tygodnie. Powoduje to takze odcigzenie lekarzy i
pielegniarek poprzez zmniejszenie czestosci hospitalizacji w celu

przetoczenia KKCz. Nalezy wzig¢ pod uwage konieczno$é¢

zaangazowania rodzin lub opiekunéw chorych, gdyz chorzy na MDS




to najczesciej osoby starsze, czesto wymagajgce pomocy 0sob
trzecich. Rodzina, opiekunowie biorg w tym celu urlopy lub
zwolnienia z pracy, co zdecydowanie pogarsza takze ich jako$¢
zycia. W dobie pandemii Covid 19, zmniejszona koniecznosc¢ tych
wizyt i hospitalizacji, zmniejsza narazenie na kontakty z zakazonymi,
ktérzy mogg nie wiedzie¢ o zakazeniu. Wdrozenie luspaterceptu do
leczenia chorych na MDS-RS zdecydownia zastuguje na akceptacije.

Prof. dr hab. n. med. Jadwiga Dwilewicz-Trojaczek
Przewodniczgca Sekcji do spraw MDS przy PALG(Poska Grupa ds.
Leczenia Biataczek u Dorostych).
Pismiennictwo:
1. Waszczuk-Gajda A, Madry K, Machowicz R.....Dwilewicz-
Trojaczek J. Red Blood Transfusion Dependency and
Hyperferritinemia Are Associated with Impaired Survival in
Patients Diagnosed with Myelodysplastic Syndromes: Results
from the First Polish MDS-PALG Registry. Adv. Clin. EXP
Med., 2016, 25(4): 633-641
2. Fenaux P, Platzbecker U, Mufti Gl i wsp.Luspatercept in
patients with lower-risk myelodysplastic syndromes. N Engl J
Med. 2020, 382(2): 140-151
3. Garcia-Manero G, Fenaux P, Platzbecker U i wsp.
Luspatercept reduces red blood cel transfusion in patients with
LR-MDS regadless of baseline transfusion burden in the
MEDALIST study. EP 920 EHA 2021

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

Uwagi

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 2011 r. o
refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pdzn. zm.)




(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

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

ogolnych.

c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.







Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego o$wiadczenia.

Data sktadania i podpis osoby sktadajacej DKI

5.08.2021 Jadwiga Dwilewicz-Trojaczek......... . \..“,

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 przeplywu takich danych oraz uchylenia

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

Data sktadania i podpis osoby sktadajacej DKI

. |
...5.08.2021 Jadwiga DWilewicz-Trojaczek.......... s MMl eeeeereenieseeseeeeseesiae e,

)



