
Formularz zgłaszania uwag do  
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

i analiz wnioskodawcy1  

Formularz zgłaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT: 

Numer: OT.4231.43.2022 

Tytuł: 

Wniosek o objęcie refundacją produktów leczniczych Kaftrio (Ivacaftorum +  

Tezacaftorum + Elexacaftorum) i Kalydeco (Ivacaftorum) w ramach programu 

lekowego: B.112 „Leczenie chorych na mukowiscydozę (ICD-10: E84)” 

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją Konfliktu Interesów 
(pkt. 1) należy złożyć w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, 
ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bądź przesłać przesyłką kurierską albo pocztową na adres 
siedziby Agencji.  

Dopuszczalne jest również przesłanie na adres poczty elektronicznej: 
sekretariat@aotm.gov.pl uwag (pkt. 2) wraz z wypełnioną Deklaracją Konfliktu Interesów (pkt. 
1) podpisaną za pomocą  kwalifikowanego podpisu elektronicznego  albo podpisu zaufanego  

Uwagi można zgłaszać w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji 
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT bądź przesłane na adres poczty 
elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl po upływie tego terminu nie będą rozpatrywane. 

W związku z obowiązującym stanem epidemii wprowadzonym rozporządzeniem 
Ministra Zdrowia z dnia 20 marca 2020 r. w sprawie ogłoszenia na obszarze 
Rzeczypospolitej Polskiej stanu epidemii (Dz. U. z 2020 r., poz. 491 z późn. zm.), 
w przypadku zamiaru przesłania  uwag wraz z Deklaracją Konfliktu Interesów przesyłką 
kurierską albo  pocztową na adres siedziby Agencji,  zwracamy się z uprzejmą prośbą 
o dodatkowe  przekazanie skanu (lub zdjęcia) podpisanego dokumentu 
za pośrednictwem ePUAP lub poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl.  

UWAGA! Zgłoszone uwagi i deklaracja konfliktu interesów będą publikowane w BIP 
AOTMiT2. 

 
1. Deklaracja o konflikcie interesów (DKI)3 – do wypełnienia w przypadku uwag do analizy 

weryfikacyjnej 
 

Imię i nazwisko osoby składającej DKI dotyczącej złożenia uwag do upublicznionej 

analizy weryfikacyjnej: ………………………………………………………………………………. 

Katarzyna Wepsięć ……………………………………………………… 

 

Dotyczy wniosku będącego przedmiotem obrad Rady Przejrzystości: 

Wniosek o objęcie refundacją produktów leczniczych Kaftrio (Ivacaftorum +  Tezacaftorum + 
Elexacaftorum) i Kalydeco (Ivacaftorum) w ramach programu lekowego: B.112 „Leczenie 
chorych na mukowiscydozę (ICD-10: E84)” 

Czego dotyczy DKI4:  

 
1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523) 
2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków 

publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z późn. zm.) 
3 o której mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych 

ze środków publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z późn. zm.) 
4 zaznaczyć tylko 1 pole  
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Przygotowanie ekspertyzy/opracowania w formie pisemnej lub ustnej dla Rady Przejrzystości 

 dotyczącego: ………………………………………………………………………………………… 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
 

Złożenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej 

…………………………………………………………………………………………… 

  
 

Złożenie uwag w związku z upublicznionym porządkiem obrad Rady Przejrzystości w dniu 

…………………………………….. 
Oświadczam, że w stosunku do mnie mojego małżonka/mojej małżonki, mojego zstępnego lub 
wstępnego w linii prostej, osoby, z którą/osób, z którymi pozostaję we wspólnym pożyciu5: 

 nie zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o świadczeniach opieki 
zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z późn. zm.), 

 zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej 
finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z późn. zm.), tj.: 

  pełnienie funkcji członka organów spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy 
prowadzącego działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, 
środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem 
medycznym; 

 pełnienie funkcji członka organu spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy 
prowadzącego działalność gospodarczą w zakresie doradztwa związanego z refundacją 
leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów 
medycznych; 

 pełnienie funkcji członka organów spółdzielni, stowarzyszeń lub fundacji prowadzących 
działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem 
spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym 
lub działalność gospodarczą w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, 
środków spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów 
medycznych; 

 posiadanie akcji lub udziałów w spółkach handlowych prowadzących działalność 
gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność 
gospodarczą w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, środków 
spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów medycznych, oraz 
udziałów w spółdzielniach prowadzących działalność gospodarczą w zakresie 
wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w zakresie doradztwa 
związanego z refundacją leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego, wyrobów medycznych. 

 prowadzenie działalności gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, 
środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym 
lub działalności gospodarczej w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, 
środków spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów 
medycznych. 

 
 
 
Proszę podać szczegóły, które Pani/Pan uzna za niezbędne, oraz nazwy podmiotów, z którymi 
wiążą Panią/Pana (małżonka/małżonkę, zstępnych lub wstępnych w linii prostej lub osoby 
z którymi pozostaje Pan/Pani we wspólnym pożyciu) relacje powodujące konflikt interesów. 

 
5 niepotrzebne skreślić 



Opis powinien być możliwie zwięzły. 
.................................................................................................................................................... 

Jestem pracownikiem Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z o. o. 

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

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

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

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

Jestem świadoma/y odpowiedzialności karnej za złożenie fałszywego oświadczenia. 

Data składania i podpis osoby składającej DKI  

……………………………………………………… 
 

 

Wyrażam zgodę na gromadzenie, przetwarzanie i udostępnianie danych osobowych 

zawartych w DKI których podstawa przetwarzania nie wynika z wypełnienia obowiązku 

prawnego ciążącego na AOTMiT w celu identyfikacji konfliktu interesów zgodnie  

z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia 

2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych 

osobowych i w sprawie swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia 

dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. 

z 2016 r.119.1). 

 

Data składania i podpis osoby składającej DKI  

……………………………………………………… 
 

 



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

str. 111  
tab. 50 

Uwaga w AWA: „Zużycie leków Kaftrio+Kalydeco wynikające z BIA 
wnioskodawcy jest wyższe niż wielkość dostaw zadeklarowana we wniosku 
refundacyjnym.” 
 
Zgodnie z danymi przedstawionymi w tab. 29 str. 57 „Analizy wpływu na 
budżet płatnika” dołączonej do wniosku o objęcie refundacją terapii 
Kaftrio+Kalydeco w rozszerzonym wskazaniu dodatkowe (ponad obecnie 
refundowane wskazanie) szacowane zapotrzebowanie na leki będzie 
przedstawiało się następująco: 

• 1 rok refundacji – ’’ ’’’’’’ [’’’’’’’[’’’’’’’’’’’, 

• 2 rok refundacji – ’’ ’’’’’’ [’’’’’’’[’’’’’’|. 
Natomiast we wnioskach o objęcie refundacją terapii Kaftrio+Kalydeco 
zostało zadeklarowane dostarczenie: 

• 1 rok refundacji – ||’’|’’’’’ ’’ ’’’’’’ [’’’’’’’[’’’’’’’’’’’ ’’’’’’’ (’’’ {|’’’ ’’ ’’’’’’ ’’’’’ ’’’  ’’’’’ ’’ ’’’’  
’’ -’’’’ ’’’{ [’{’’| ’’’’’’ ’’’’’ ’’[’’’’’’’                        ’’’’’ [’’’ ’’’’ {[’’’’                  ’ ||’’’’’), 

• 2 rok refundacji – ||’’|’’’’’ ’’ ’’’’’’ [’’’’’’’[’’’’’’’’’’’ ’’’’’’’ (’’’ {|’’’ ’’ ’’’’’’ ’’   ’’’ ’’[’’’’’’’’’ 
’’’’’’’’’’ ’’-’’’’ ’’’{ [’{’’| ’’ ’’’’’’ ’’’’’ ’’[’’’’’’’’’’’’ [’’’ ’’’                            ’ {[’    ’’’’ ||’’’’’). 

str. 113 
rozdz. 6.4 
Komentarz 

Agencji 

Uwaga w AWA: „Główne ograniczenia analizy wynikają z tego, że w obecnie 
zarejestrowanym wskazaniu poza wskazaniem wnioskowanym korzyści mogą 
odnieść jedynie pacjenci z mukowiscydozą w wieku co najmniej 6 lat, którzy 
mają co najmniej jedną mutację F508del genu mukowiscydozowego 
przezbłonowego regulatora przewodnictwa (CFTR). Pacjenci poza 
wskazaniem, musieliby czekać na możliwość rozpoczęcia tej terapii do 
ukończenia 12 roku życia, a także pacjenci z genotypem F/G, aktualnie 
mający do dyspozycji wyłącznie monoterapię iwakaftorem (Kalydeco) oraz 
pacjenci z genotypem F/RF, u których istnieje od niedawna możliwość 
włączenia terapii TEZ/IVA+IVA (Symkevi + Kalydeco).” 
 
Zgodnie z charakterystyką produktu leczniczego: „Produkt leczniczy Kaftrio 
jest wskazany do stosowania w schemacie leczenia skojarzonego 
z iwakaftorem w leczeniu mukowiscydozy u pacjentów w wieku co najmniej 
6 lat, którzy mają co najmniej jedną mutację F508del genu 
mukowiscydozowego przezbłonowego regulatora przewodnictwa (ang. cystic 
fibrosis transmembrane conductance regulator, CFTR)”. Jest to równocześnie 
wskazanie zgodne z wnioskowanym w ramach ocenianego wniosku 
o objęcie refundacją terapii skojarzonej Kaftrio+Kalydeco.  

Obecnie w programie B.112 „Leczenie chorych na mukowiscydozę (ICD-10 
E84)” do leczenia eleksakaftorem/ tezakaftorem /iwakaftorem w skojarzeniu 
z iwakaftorem kwalifikowani są chorzy w wieku co najmniej 12 lat 
homozygotyczni pod względem mutacji F508del genu CFTR lub 
heterozygotyczni pod względem mutacji F508del z mutacją o minimalnej 
wartości funkcji (MF) genu CFTR.  

Wnioskowane rozszerzenie wskazania na: 



• młodszą grupę wiekową od 6 do 11 roku życia przy równoczesnym 
rozszerzeniu wskazania względem mutacji genu CFTR na pacjentów, 
którzy mają co najmniej jedną mutację F508del genu CFTR oraz 

• dla pacjentów od 12 roku życia na chorych, którzy mają co najmniej 
jedną mutację F508del genu CFTR 

wyczerpuje całkowicie zakres wskazań zarejestrowanych przez Europejską 
Agencję Leków dla terapii skojarzonej Kaftrio+Kalydeco. Tym samym nie 
będzie pacjentów wskazanych w komentarzu Agencji jako „poza 
wskazaniem”, którzy musieliby czekać z rozpoczęciem terapii do osiągniecia 
12 roku życia.  

Uzupełniająco, pragnę zaznaczyć, że wszystkie mutacje F508del/inna (np. 
F/RF, F/G) będą spełniały kryteria kwalifikacji do terapii Kaftrio+Kalydeco po 
rozszerzeniu obecnego wskazania refundacyjnego do wskazania 
rejestracyjnego.   

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnoszą się wniesione uwagi; 
nie dotyczy w przypadku uwag ogólnych. 

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy6 

a. Uwagi do analizy klinicznej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 

b. Uwagi do analizy ekonomicznej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 

 
6 analizy, o których 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 leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych ( Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z późn. 
zm.) 



c. Uwagi do analizy wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 
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