Formularz zgtaszania uwag do
raportu Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz Podmiotu Odpowiedzialnego

Formularz zgtaszania uwag do raportu AOTMiT:

Numer:|0T.4220.5.2021

Ocena zasadnosci wprowadzenia czynnika VIII o przedtuzonym dziataniu
w ramach modutu 4 programu polityki zdrowotnej pn. "Narodowy Program
Tytut: || eczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata
2019-2023”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badz przestac przesytkg 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
kwalifikowanego 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 przypadku zamiaru przesfania uwag wraz z Deklaracjg Konfliktu Interesow przesytka kurierskg
albo pocztowg na adres siedziby Agencji, zwracamy sie z uprzejma pro$ba o dodatkowe
przekazanie skanu (lub zdjecia) podpisaneqo dokumentu za posrednictwem ePUAP lub poczty
elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl.

UWAGA! Zgtoszone uwagi i deklaracja konfliktu intereséw beda publikowane w BIP AOTMIT!.

1. Deklaracja o konflikcie interesow (DKI)? — do wypetnienia w przypadku uwag do raportu

Imie i nazwisko osoby sktadajgcej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionego raportu:
B 111 o = T 1 = S

Dotyczy wniosku/ow bedgcego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystoéci:

Ocena zasadnosci wprowadzenia czynnika VIII o przedtuzonym dziataniu w ramach modutu 4
programu polityki zdrowotnej pn”’Narodowy program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2019 — 2023.

Czego dotyczy DKIZ:

1 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2021, poz. 1285 z pézn. zm.)

2o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2021, poz. 1285 z pézn. zm.)

3 zaznaczy¢ tylko 1 pole
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Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego maizonka/mojej matzonki, mojego zstepnego
lub wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/osob, z ktérymi 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 2022 r., poz.2561),

- zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o S$wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz.2561), tj.:

- petienie funkcji czlonka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

B petnienie funkcji cztonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkoéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

B petnienie funkcji cztonka organéw spoétdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

- posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkdw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatéw w spotdzielniach prowadzgcych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych;

B prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdw, Srodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow 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¢ mozliwie
zwiezty.
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4 niepotrzebne skreslic



Jestem swiadomaly odpowiedzialno$ci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.
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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 osob fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogolne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L.
z2016r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI
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2. Uwagi do raportu AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Rozdziat
4.3, str. 58

Uwaga dotyczy stwierdzenia: ,Biorgc pod uwage powyzsze oraz
biorac pod uwage zapisy Zatgcznika nr 8 Narodowego programu
okreslajgce procedure wdrazania nowej terapii do modutu 4
programu, nalezy wskazac, iz nie wykazano efektywnosci
medycznej czynnikéw VIl o przedtuzonym dziataniu w stosunku
do lekéw dotychczas stosowanych i mozliwych do realizacji w
ramach budzetu) Narodowego Programu u pacjentow z ciezka
hemofilig A”

Whioskodawca nie zgadza sie ze stwierdzeniem, iz w przedtozonych
analizach nie wykazano efektywnosci klinicznej ocenianej interwenciji.

Wyniki analizy efektywnosci dla populacji dorostych pacjentow z ciezka
postacig hemofilii typu A wskazujg, iz, produkt leczniczy Adynovi
(rurioktokog alfa pegol) stosowany w ramach profilaktyki
spersonalizowanej cechuje sie wysokg skutecznoscig, o czym
Swiadczg bardzo niskie roczne wskazniki krwawien ogotem, krwawien
spontanicznych oraz dostawowych oraz wysoki odsetek chorych, ktérzy
nie doswiadczyli zadnego krwawienia (,zero bleeds”).

W poréwnaniu do komparatorow stosowanych w ramach profilaktyki
standardowej, dla ktérych odnaleziono badania kliniczne spetniajgce
kryteria wigczenia do analizy, zastosowanie Adynovi w ramach
profilaktyki spersonalizowanej w populacji dorostych pacjentéw z ciezkg
postacig choroby cechuje sie numerycznie nizszymi wskaznikiem
krwawien ogoétem.

Whnioskodawca zgadza sie, iz na skutek braku badan head-to-head nie
wykazano wyzszej skutecznosci klinicznej ocenianej interwencji w
poréwnaniu do aktualnej praktyki klinicznej w populacji docelowej.
Nalezy jednak zauwazy¢, iz hemofilia jest chorobg rzadkg co pocigga
za sobg ograniczenia w zakresie mozliwosci przeprowadzenia badan
porownawczych. Problem ten dotyczy w réwnym stopniu czynnikéw
osoczopochodnych jak i rekombinowanych, o standardowym Ilub
przedtuzonym okresie pottrwania.

Jednakze, niewatpliwg przewagag czynnikdéw o przedtuzonym dziataniu
jest mozliwos¢ rzadszego podawania, co w przypadku infuzji dozylnych
ma niebagatelne znaczenie dla pacjentow.




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

3. Uwagi do analiz Podmiotu Odpowiedzialnego

Numer*

(rozdziatu, ;
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

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