Formularz zglaszania 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

Whiosek o objecie refundacja leku Cablivi (kaplacyzumab) w ramach
programu lekowego:

.Leczenie epizodu nabytej zakrzepowej plamicy matoplytkowej (ICD-10
M31.1)”

Tytut:

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypeiniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ziozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bgdZ przesfac przesytka kurierska albo pocztowa na adres siedziby Agencii.

Dopuszczalne jest rowniez przesfanie na_adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypefniona Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisana za pomoca
kwalifikowanego podpisu elekironicznego albo podpisu zaufanego. 2

Uwagi mozna zglaszac w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie informacji Publicznej
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ przestane na adres poczly elekironicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl po uplywie tego terminu nie beda rozpatrywane.

W zwigzku z obowigzujgcym 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 przesfania uwag
wraz z Deklaracjg Konfliktu Interesow przesytka kurierskg albo pocztows na adres siedziby
Agencji, zwracamy si¢ 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 dekiaracja konflikiu intereséw beda publikowane w BIP AQTMiT2.

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

Imie i nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej ziozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej:
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Czego dotyczy DKI*:

" zgodnie z arf. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2021 r, poz. 523)

2 zgodnie z art. 31s ust 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z péZn. zm.)

3 0 ktérej mowa w art. 31s ust. 1223 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
Srodkdw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z péZn. zm.)

4 zaznaczyc tylko 1 pole




v  ZioZenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej malzonki, mojego zstepnego Ilub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/osob, z kidrymi pozostaje we wspdlnym pozyciu®:

x' nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pézn. zm.),

r zachodza okolicznosci okreslone wart 31s ust. 8 usfawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z péZn. zm), tj.:

r peinienie funkcji czionka organow spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

™ petnienie funkcji czionka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy

prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
Srodkow spozywczym specijalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

r petnienie funkcji czionka organéw spéidzielni, stowarzyszen Iub fundacji prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarcza w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkoéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

posiadanie akciji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych dziatalnos$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, sSrodkow spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatéw w spotdzielniach prowadzacych dziatalnoscé
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziataino$é gospodarcza w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacja lekow, Srodkow spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych.

- prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradziwa zwigzanego z refundacjg lekow, srodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegoly, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wiaza
Pania/Pana (mafzonka/maftzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z kiérymi pozostaje

Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien byé moziiwie
zwiezly.

* niepotrzebne skreslic



Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci kamnej za ziozenie falszywego oswiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI

---------------------------------------------------------------

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktorych podstawa przetwarzania nie wynika z wypeinienia obowiazku
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 zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia

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

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI

22,0920 Ylane P o-doleli=damtlrnd

.........................................................




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Uwaga
ogolna

Immunologiczna zakrzepowa plamica maloplytkowa (ang. immune-mediated thrombotic
thrombocytopenic purpura, iTTP) znana dawniej jako nabyta (ang. acquired thrombotic thrombocytopenic
purpura, aTTP) jest chorobg rzadka, nalezy do mikroangiopatii zakrzepowych (ang. thrombotic
microangiopathy, TMA). U podioza lezy nabyty niedobér osoczowe] metaloproteinazy ADAMTS13
wywotany przez dzialanie autoprzeciwciat. Powstajg mikrozakrzepy, ktore blokuja przeptyw krwi w
naczyniach wlosowatych i malych tetniczkach, zwlaszcza mézgu, serca, pluc i nerek i prowadza do
groznej dla Zycia niewydolnosci wielonarzadowe]. Czasem wystepuje tez matoplytkowoscé i objawy skazy
krwotoczne] skdmo-Sluzéwkowej. Na iTTP choruja najezesciej osoby w wieku produkeyjnym, 30-50 r.z.
Przebieg choroby jest czesto epizodyczny, bardzo dynamiczny a pogorszenie stanu moze nastgpic z
minuty na minute. Dominuja objawy neurologiczne (bole glowy, zaburzenia widzenia, niedowtady, czasem
pacient zapada w $pigczke). Uszkodzenie waznych dla Zycia narzaddw jest czesto przyczyng
dlugotrwatej niesprawnosci lub zgonu. Dzieje sie tak mimo stosowania standardowego leczenia, na ktére
skiada sie natychmiastowa wymiana osocza (plasma exchange, PEX) w celu eliminacji przeciwciat, jesli
niemozliwa to przetoczenie osocza Swiezo mrozonego i podawanie lekéw immunosupresyjnych. U okolo
20 % pacjentow choroba nawraca. MNajwazniejszym celem w leczeniu epizodu iTTP jest jak najszybsze
zahamowanie tworzenia zakrzepOw. Takie mozliwosci stwarza zastosowanie kaplacyzumabu, ktéry
blokuje wigzanie czynnika von Willebranda z ptytkami krwi, co zapobiega tworzeniu agregatéw plytkowych
w naczyniach. Dzigki temu istotnie maleje ryzyko ciezkich powikfan. Udowodniono tez, ze kaplacyzumab
redukuje opornos¢ i nawrotowosE ITTP, co ma podstawowe znaczenie dla skutecznosci leczenia. Nie do
pominigcia jest tez fakt, ze zmniejsza sig zapotrzebowanie na stosowahie plazmaferez (PEX) i w zwigzku
z tym ograniczenie obcigzen zwigzanych z wymiang osocza jak tez nastepuje skrécenie czasu
hospitalizacji pacjenta. Wszystkie te elementy stanowig istotne uzasadnienie dla stworzenia mozliwosci
stosowania kaplacyzumabu u pacjentéw z iTTP w Polsce. Lek ten jest stosowany z dobrym skutkiem w
wielu krajach.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*®
(rozdziahu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacie fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogoinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer®
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

¢ 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. o
refundacji lekow, srodkéw spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pbéZn. zm.)




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

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

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
ogobinych.




