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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: | 0T.4231.34.2021

Whniosek o objecie refundacjg leku Cablivi (kaplacyzumab) w ramach
programu lekowego:

,Leczenie epizodu nabytej zakrzepowej plamicy matoptytkowej (ICD-10
M31.1)"

Tytut:

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badz przesta¢ przesytka kurierskg albo pocztowg na adres siedziby Agencii.

Dopuszczalne jest réwniez przestanie na_adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt 2) wraz z wypetniong Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocq
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi mozna zgtasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZz 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 p6zn. zm.), w przypadku zamiaru przestania uwag
wraz z Deklaracja Konfliktu Intereséw przesytka kurierska albo pocztowa na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba o dodatkowe przekazanie_skanu (lub zdjecia)
podpisanego _dokumentu __za posrednictwem __ePUAP _lub___poczty _elektronicznej:
sekretariat@aotm.qgov.pl.

UWAGA! Zatoszone uwagi i deklaracja konfliktu intereséw bedg publikowane w BIP AOTMIT?.

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

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

Prof. dr hab. med. Marek HUS. .. ......oou i

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

DNIA 27 WEZESENMIA 2027 .. et eee e et et e eetee eee et e see s et s e s see e e s e et sy e
Czego dotyczy DKI*:

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 1. 0 refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z2021r., poz. 523)
2 zgodhnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z p6Zn. zm. )

o 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 2021 r., poz. 1285 z p6Zn. zm. )
4 zaznaczyé tylko 1 pole




Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/osoéb, z ktérymi pozostaje we wspoinym 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 péZn. zm.),

[ zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z péZn. zm.), 1j..

[ petnienie funkcji cztonka organoéw spoétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

r petnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw medycznych;

[ petnienie funkcji cztonka organéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

- posiadanie akeji lub udziatow w spétkach handlowych prowadzacych dziatalno$é gospodarcza
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatbw w spétdzielniach prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

L3 prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkow spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

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

Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego o$wiadczenia.
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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 przeptywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogélne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skiadania i podpis gsoby skiadajacej DKI

dr hab. n. med. Marek Hus



2.

Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Stanowisko
eksperta

Nabyta lub spowodowana czynnikami immunologicznymi zakrzepowa plamica matoptytkowa (aTTP)
jest rzadka mikroangiopatia zakrzepowag, ktéra charakteryzuje sie trombocytopenia i niedokrwistoscig
hemolityczng. Autoprzeciwciata hamujg aktywno$é proteazy rozktadajgcej czynnik von Willebranda
(ADAMTS13), co prowadzi do zuzycia ptytek krwi w agregatach ptytkowych czynnika von Willebranda i
zakrzepicy mikronaczyniowej. Nastepujgce po tym niedokrwienie tkanek prowadzi dysfunkcji
wielonarzadowej i zgonu. Obecnie stosowane leczenie tej choroby polega na codziennej wymianie
osocza, w celu uzupetnienia funkcjonalnego ADAMTS13 i usuniecia czynnika von Willebranda i
autoprzeciwciat, a takze leczenie immunosupresyjne (np. glikokortykoidy i rytuksymab). Mimo
zgodnego z obecnymi standardami leczenia, pacjenci mogg umrzec¢ lub mie¢ nieodwracalne zaburzenia
neurologiczne. Istnieje wiec potrzeba nowych opcji terapeutycznych. Kaplacyzumab jest innowacyjnym
lekiem - humanizowanym nanociatem - pierwszym preparatem zarejestrowanym we wskazaniu aTTP.
Wykazuje on aktywnosc¢ i skutecznos¢ potwierdzong badaniami lll fazy oraz badaniami w realnej
praktyce klinicznej. Stosuje sie go w skojarzeniu ze standardowg terapia. Lek ten skraca czas do
normalizacji ptytek, skraca hospitalizacje i ogranicza plazmaferezy. Jest to terapia, ktéra powinna by¢
stosowana u pacjentdw z nabytg zakrzepowgq plamicg matoptytkowg ze wzgledu na istotny
patofizjologiczny wptyw na ograniczenie uszkodzen narzgdowych. Widze potrzebe zastosowania tej
terapii u pacjentéw z aTTP i dostarczenia tej terapii pacjentom w ramach refundacji.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogolnych.

E 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 lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz. U.z 2016r., poz. 1536 z pdin. zm.)




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

Numer*

(rozdziatu, )
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* )
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

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