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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: |OT.4231.43.2022

Whniosek o objecie refundacjg produktéw leczniczych Kaftrio (lvacaftorum +
Tytutk: Tezacaftorum + Elexacaftorum) i Kalydeco (lvacaftorum) w ramach programu
lekowego: B.112 ,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)”

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 przesytkg kurierskg albo pocztowg na adres
siedziby Agenciji.

Dopuszczalne  jest  réwniez  przestanie na adres poczty elektronicznej:
sekretariat@aotm.gov.pl.uwag (pkt. 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Interesow (pkt.
1) podpisang za pomocg 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 upfywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W zwiazku z obowigzujacym 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 przestania uwag wraz z Deklaracjg Konfliktu Interesow przesytka
kurierska albo pocztowg na adres siedziby Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba
0__dodatkowe przekazanie skanu _(lub _zdjecia) podpisaneqo dokumentu
za posrednictwem ePUAP |ub poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl.

UWAGA! Zgtoszone uwagqi i deklaracja konfliktu intereséw beda 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
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Dotyczy wniosku bedgcego przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Whiosek o objecie refundacjg produktéw leczniczych Kaftrio (Ilvacaftorum + Tezacaftorum +
Elexacaftorum) i Kalydeco (lvacaftorum) w ramach programu lekowego: B.112 ,Leczenie
chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)”

Czego dotyczy DKI*:

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523)

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

3 0 ktdrej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z p6zn. zm.)

4 zaznaczy¢ tylko 1 pole
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Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktérg/oséb, z ktérymi pozostaje we wspdinym pozyciu®:

" nie_zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z pézn. zm.),

v zachodzg okolicznosci okre$lone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z pézn. zm.), tj.:

M petnienie funkcji cztonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem,
srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem
medycznym;

' petnienie funkcji czlonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg
lekow, Srodkdéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow
medycznych;

I petnienie funkcji cztonka organow spétdzielni, stowarzyszen lub fundacji 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 lekow,
srodkéw  spozywczym  specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw
medycznych;

[ posiadanie akcji lub udziatbw w spotkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosé
gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekdow, $rodkow
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz
udziatbw w spotdzielniach prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie
wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekoéw, srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow 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 lekow,
srodkébw  spozywczym  specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw
medycznych.

Prosze podac szczegdty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotow, z ktérymi
wigzg Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby
z ktorymi pozostaje Pan/Pani we wspolnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw.

5 niepotrzebne skresli¢



Opis powinien by¢ mozliwie zwiezfy.

Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skitadania i podpis osoby sktadajacej DKI

Signature Not Verified

Dokument podpisany przez Katarzynaw)epsieé
Data: 2022.11.24 10:32:34 CET a

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 osé6b fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia

dyrektywy 95/46/WE (ogdélne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L.
z2016r.119.1).

Data sktadania i podpis osoby skladajacej DKI

Signature Not Verified

Dokument podpisany przez Kata@)na Wepsiec¢
Data: 2022.11.24 10:33:29 CET 1



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

str. 111
tab. 50

Uwaga w AWA: ,Zuzycie lekow Kaftrio+Kalydeco wynikajgce z BIA
wnioskodawcy jest wyzsze niz wielko$¢ dostaw zadeklarowana we wniosku
refundacyjnym.”

Zgodnie z danymi przedstawionymi w tab. 29 str. 57 ,Analizy wptywu na
budzet ptatnika” dotgczonej do wniosku o objecie refundacjg terapii
Kaftrio+Kalydeco w rozszerzonym wskazaniu dodatkowe (ponad obecnie
refundowane wskazanie) szacowane zapotrzebowanie na leki bedzie

przedstawiato sie nastepujgco:
.1 rok refundacji—_,
o 2 rok refundacji —

Natomiast we wnioskach o objecie refundacjg terapii Kaftrio+Kalydeco
zostato zadeklarowane dostarczenie:
e 1 rokrefundacji —

e 2 rok refundacji —

str. 113
rozdz. 6.4
Komentarz

Agencji

Uwaga w AWA: ,Gtéwne ograniczenia analizy wynikajg z tego, ze w obecnie
zarejestrowanym wskazaniu poza wskazaniem wnioskowanym korzy$ci mogg
odnie$¢ jedynie pacjenci z mukowiscydozg w wieku co najmniej 6 lat, ktorzy
majg co najmniej jedng mutacje F508del genu mukowiscydozowego
przezbfonowego regulatora przewodnictwa (CFTR). Pacjenci poza
wskazaniem, musieliby czeka¢ na mozliwo$¢ rozpoczecia tej terapii do
ukonczenia 12 roku zycia, a takze pacjenci z genotypem F/G, aktualnie
majgcy do dyspozycji wytgcznie monoterapie iwakaftorem (Kalydeco) oraz
pacjenci z genotypem F/RF, u ktérych istnieje od niedawna mozliwo$c
wigczenia terapii TEZ/IVA+IVA (Symkevi + Kalydeco).”

Zgodnie z charakterystykg produktu leczniczego: ,Produkt leczniczy Kaftrio
jest wskazany do stosowania w schemacie leczenia skojarzonego
z iwakaftorem w leczeniu mukowiscydozy u pacjentéw w wieku co najmniej
6 lat, ktorzy majg co najmniej jedng mutacje F508del genu
mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa (ang. cystic
fibrosis transmembrane conductance regulator, CFTR)”. Jest to réwnoczes$nie
wskazanie zgodne z wnioskowanym w ramach ocenianego wniosku
0 objecie refundacjg terapii skojarzonej Kaftrio+Kalydeco.

Obecnie w programie B.112 ,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10
E84)” do leczenia eleksakaftorem/ tezakaftorem /iwakaftorem w skojarzeniu
z iwakaftorem kwalifilkowani sg chorzy w wieku co najmniej 12 lat
homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR Iub
heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del z mutacjg o minimalnej
wartosci funkcji (MF) genu CFTR.

Whnioskowane rozszerzenie wskazania na;




e miodszg grupe wiekowg od 6 do 11 roku zycia przy réwnoczesnym
rozszerzeniu wskazania wzgledem mutacji genu CFTR na pacjentow,
ktérzy majg co najmniej jedng mutacje F508del genu CFTR oraz

¢ dla pacjentéw od 12 roku zycia na chorych, ktérzy majg co najmniej
jedng mutacje F508del genu CFTR

wyczerpuje catkowicie zakres wskazah zarejestrowanych przez Europejska
Agencje Lekéw dla terapii skojarzonej Kaftrio+Kalydeco. Tym samym nie
bedzie pacjentow wskazanych w komentarzu Agencji jako ,poza
wskazaniem”, ktorzy musieliby czekaé¢ z rozpoczeciem terapii do osiggniecia
12 roku zycia.

Uzupetniajgco, pragne zaznaczy¢, ze wszystkie mutacje F508del/inna (np.
F/RF, F/IG) beda spetniaty kryteria kwalifikacji do terapii Kaftrio+Kalydeco po
rozszerzeniu obecnego wskazania refundacyjnego do wskazania
rejestracyjnego.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy?®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwagi
wykresu,

strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwagi
wykresu,

strony)

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

8 analizy, o ktorych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych ( Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z p6zn.
zm.)




€. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze $srodkow publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwaygi
wykresu,

strony)

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

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.




		2022-11-24T10:32:34+0100


		2022-11-24T10:33:29+0100




