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Formularz zgltaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|O0T.4231.45.2022

Ultomiris (rawulizumab) w leczeniu nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH)
Tytut: | icD-10 D59.5

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wtasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Interesow (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 réwniez przestanie na adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Intereséw (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 uptywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W zwigzku 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 Intereséw przesytkg kurierska albo pocztowag na adres siedziby
Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba o dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia)
podpisaneqo dokumentu _ za posrednictwem __ePUAP _ lub  poczty  elektronicznej:
sekretariat@aotm.qgov.pl.

UWAGA! Zgtoszone uwagqi i deklaracja konfliktu intereséw bedg publikowane w BIP AOTMIT?.

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

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

Patrycja Mensah-Glanowska

Dotyczy wniosku bedacego przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Ultomiris (rawulizumab) w leczeniu nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH) ICD-10 D59.5.

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017r., poz. 1844 z p6zn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw
publicznych (Dz. U. z 2017, poz. 1938 z p6zn. zm.)

3 0 ktérej 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 2017, poz. 1938 z pézn. zm.)
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Czego dotyczy DKI*

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktorg/osdb, z ktorymi pozostaje we wspaolnym pozyciu®:

¥ nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z pézn. zm.),

[ zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz.1938 z pdzn. zm.), tj.

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

- petnienie funkcji czlonka organu spdtki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzacego dziatalnosé gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
srodkoéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

[ petienie funkcji cztonka organdéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w
zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkdw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

[ posiadanie akcji lub udziatéw w spdtkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekdéw, sSrodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatéw w spétdzielniach prowadzacych dziatalno$é
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, Srodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych.

[ prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

4 zaznaczyc tylko 1 pole
> niepotrzebne skresli¢



Prosze podac szczegoty, ktore Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (mafzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspdlnym pozyciu) relacje powodujgce konflikt interesow. Opis powinien by¢ mozliwie
zwiezty.

Jestem swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie falszywego oswiadczenia.

Data sktadania i podpis osoby skiadajacej DKI

3.11.2022 Patrycja Mensah-Glanowska

Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia obowigzku
prawnego cigzacego nha 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 zwigzku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogélne rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajgcej DKI

3.11.2022 Patrycja Mensah-Glanowska



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Uwaga
ogolna

Nocna napadowa hemoglobinuria to przewlekia, postepujaca,
wyniszczajgca i zagrazajgca zyciu choroba rzadka, ktorej objawy
kliniczne obejmujg miedzy innymi zakrzepice i niewydolnos¢ nerek i
mogg by¢ przyczyng przedwczesnego zgonu.

W Polsce aktualnie dla pacjentéw z PNH refundowany jest ekulizumab,
pierwszy zarejestrowany inhibitor uktadu dopetniacza.

Rawulizumab jest drugim z zarejestrowanych inhibitorow uktadu
dopetniacza w leczeniu PNH. Zgodnie z ChPL rawulizumab
zarejestrowany jest w populacji dorostych oraz dzieci (o0 masie ciata =
10 kg) z napadowg nocna hemoglobinurig u pacjentow z hemolizg i
jednym lub kilkoma objawami klinicznymi wskazujgcymi na duzag
aktywnos¢ choroby oraz u pacjentéw, ktorzy sg klinicznie stabilni po
otrzymywaniu leczenia ekulizumabem przez co najmniej 6 ostatnich
miesiecy.

Wyniki badan klinicznych wskazujg na poréwnywalng skutecznosc¢
rawulizumabu i ekulizumabu w zakresie wiekszosci punktéw
koncowych. Nalezy jednak podkresli¢ przewage rawulizumabu nad
ekulizumabem pod wzgledem redukcji czestosci wystepowania
przetomdéw hemolitycznych.

W przypadku ekulizumabu pomimo wysokiej skutecznosci terapii u
czesci chorych obserwowane jest wystepowanie przetomow
hemolitycznych zwigzanych prawdopodobnie ze spadkiem stezenia
leku w organizmie chorego, a co za tym idzie, z niewystarczajgcym
stopniem inhibicji wolnego biatka C5.

Badania kliniczne rawulizumabu wskazujg, ze u zadnego z pacjentéw
nie wystgpit przetom hemolityczny zwigzany z niekompletng inhibicjg
biatka C5, a czestos¢ wystepowania przetoméw hemolitycznych jest
mniejsza niz w przypadku ekulizumabu.

Przewaga pacjentow rasy azjatyckiej w stosunku do pacjentow rasy
kaukaskiej w badaniach w badania 301 i 302, nie powinny budzi¢
watpliwosci co skutecznosci leku w tej drugiej. To wtasnie wsréd
pacjentow rasy azjatyckiej obserwowano wzmozong zewnatrz-
naczyniowg hemolize na skutek nieefektywnej inhibicji kaskady
dopetniacza ekulizumabem wynikajgcg ze znacznie czesciej
wystepujgcego polimorfizmu C5 ¢.2684G>A, p.Arg885His (populacje
japonska i chinska Han).

Dodatkowo ze wzgledu na wydtuzony okres poéttrwania rawulizumabu
mniejsza w poréwnaniu z ekulizumabem czestos¢ podawania leku jest
znacznie bardziej korzystna zaréwno dla pacjenta jak i zepostu
leczgcego. Redukcja czestosci wizyt zwigzanych z podaniem leku
wptywa na poprawe jakosci zycia pacjentdw. Moze przyczyni¢ sie
miedzy innymi do aktywizacji chorych i ich powrotu do normalne;j




aktywnosci zawodowej. Z punktu widzenia lekarza leczgcego chorych
z PNH, ale tez innych chorych z nowotworowymi schorzeniami
hematologicznymi niezwykle wazna jest rowniez redukcja czestosci
wizyt zwigzanych z podaniem leku zmniejsza obcigzenie os$rodka
realizujgcego leczenie redukujgc tym samym koszty i czesto
niedoceniane obcigzenia personelu medycznego.

Podsumowujgc:

Finansowanie rawulizuambu dla pacjentéw z PNH w Polsce, zaréwno
u pacjentdbw z hemolizg i jednym lub kilkoma objawami klinicznymi
wskazujgcymi na duzg aktywnos¢ choroby oraz u pacjentéw, ktorzy sg
klinicznie stabilni po otrzymywaniu leczenia ekulizumabem przez co
najmniej 6 ostatnich miesiecy jest uzasadnione z perspektywy klinicznej
i wptynie na poprawe sytuacji pacjentow z PNH.

Nalezy podkresli¢, iz refundacja leku zaréwno dla pacjentéw naiwnych,
jak i leczonych wczesniej ekulizumabem dawataby mozliwosc¢
wdrozenia najbardziej optymalnej opcji terapeutycznej dla pacjenta,
dajgc mozliwos¢ kontroli objawow choroby w stopniu nie gorszym niz
ekulizumab, przy jednoczesnej trwalszej inhibicji biatka C5 i dtuzszych
interwatach pomiedzy kolejnymi podaniami.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy 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

6 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 lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (
Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pdzn. zm.)




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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjne;j

Numer*

(rozdziatu, i
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

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