2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odn i iesi i ni
w przypadku uwag ogdlnych. Y g 0szg si¢ wniesione uwagi; nie dotyczy

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Strona 29

Zastosowanie inhibitoréw C5 u chorych z napadowg nocng hemoglobinuria czesto
wigze sie z problemami utrzymujgcej sie niedokrwisto$¢ oraz przetomoéw
hemolitycznych. Istnieje niezaspokojona potrzeba na wdrozenie skutecznej i
bezpiecznej terapii, ktéra redukowataby zaréwno hemolize wewnatrznaczyniows,
jak i zewnatrznaczyniowa. Niezaspokojong potrzeba zdrowotng pozostaje réwniez
zmniejszenie nasilenia zmeczenia u chorych leczonych inhibitorami dopetniacza C5,
cze$¢ pacjentéw leczonych ekulizumabem ma ograniczone korzysci kliniczne
odno$nie tego objawu. Zastosowanie pegcekatoplanu jest nowg opcja
terapeutyczng dla pacjentéw z nocng napadowg hemoglobinurig o nowym
mechanizmie dziatania co istotnie moze przyczynic sie do poprawy stanu u tych

chorych.

Strona 34

Wyniki przeprowadzonego badania head to head (Pegasus) wskazuja
jednoznacznie, ze pegcetakoplan, nalezacy do inhibitoréw sktadowej C3 ukfadu
dopetniacza, jest lekiem o udowodnionej skutecznosci klinicznej w leczeniu
dorostych pacjentéw z nocna napadowa hemoglobinurig z obecnoscia
niedokrwistoéci w trakcie leczenia inhibitorem C5 przez co najmniej 3 miesigce. W
czasie 16 tygodni trwania badania odnotowano statystycznie istotny wzrost
stezenia hemoglobiny u pacjentéw leczonych pegcekatoplanem w poréwnaniu do

ekulizumabu.

Strona 37

Pegcetakoplan jest lekiem o wysokiej skutecznosci klinicznej i o korzystnym profilu
bezpieczeristwa w leczeniu pacjentéw z nocng napadow3 hemoglobinurig z
obecnoscia niedokrwistosci w trakcie leczenia inhibitorem C5 przez co najmniej 3

miesigce. Zastosowanie analizowanej interwencji prowadzi do istotnego
w krwi leczonych. Skutecznos¢ kliniczna

zwiekszenia poziomu hemoglobiny

Ganalizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. ¢ or
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczen

z pézn. zm.)

az art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
ia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463



Ziozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

Oswiadczam, Zg w stosunkudomnue mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktdra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspéinym pozyciu®:

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

zachodzg okoliczno$ci okre$lone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r,, poz.1285 z pézn. zm.), tj.:

petnienie funkcji czionka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;
petnienie funkcji cztonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw,
Srodkdw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;
petnienie funkcji czlonka organéw spodidzielni, stowarzyszen Ilub fundacji prowadzgcych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$é gospodarcza
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

posiadanie akcji lub udziatéw w spétkach handlowych prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno§¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udziatbw w spéldzielniach prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania Iub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

prowadzenie dzialalnosci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

Prosze podac szczeg6ly, ktére Pani/Pan uzna za niezbgedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktorymi
pozostaje Pan/Pani we wspdinym poZyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien by¢

mozliwie zwigzty.

Sniepotrzebne skreslic



analizowanej interwencji jest nie gorsza w poréwnaniu ze standardowg terapig jaka
stanowi ekulizumabu w przypadku braku transfuzji i zmiany od wartosci wyjsciowej
w poziomie retikulocytéw. Przedstawione wyniki dotyczace jakosci zycia
ograniczaja sie jedynie do wynikow uzyskanych w skali EORTC QLQ-C30. Nalezy
jednak wspomnie¢, ze na komfort stosowania leku ma jego mozliwos¢ podania w
domu — tak jak w przypadku pegcekatoplanu. Dzieki dogodnej, podskérnej formie
podania pegcetakoplan moze by¢ stosowany w domu. Profil bezpieczenstwa
pegcetakoplanu jest korzystny - chara kter i czestos¢ zgtaszanych zdarzen
niepozadanych sg zgodne ze spodziewanymi podczas leczenia pacjentéw z nocng
napadowa hemoglobinurig za pomoca inhibitoréw dopetniacza i lekéw podawanych
podskérnie. Biorac pod uwagg uzyskane wyniki, pegcetakoplan moze stanowic
istotng opcje terapeutyczng, poszerzajacq mozliwoéci terapii pacjentéw z nocng
napadowa hemoglobinurig.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze $rodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogodlnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi




Formularz zgtaszania uwag"do _ o
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|0T.4231.65.2023

Whiosek o objecie refundacjg leku Aspaveli (pegcetakoplan) w
Tytul:|oczeniu nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH) (ICD-10 D59.5)

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konf(iktuulntereséw (pkt. 1)
nalezy ztozyé w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Talyflf(ale., ul. Przgskok 2,
00-032 Warszawa, bad# przestaé przesylka kurierska albo pocztowq na adres siedziby Agencii.
Dopuszczalne jest réwniez przestanie na_adres poczty elektronicznej: sekreta(iat@aotm.gov.pl_
uwag (pkt 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfiiktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocq
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi mozna zgtaszaé w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ 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 Intereséw przesytka
kurierska albo pocztowa na adres siedziby Agencji, zwracamy sie z uprzejmg pro$ba o

dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia) podpisanego dokumentu za posrednictwem ePUAP
lub poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl.

UWAGA! Zgioszone uwagi i deklaracja konfliktu infereséw bedg publikowane w BIP AOTMIT?.

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

Imig i nazwisko osoby sktadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: lek. med. Ryszard Wichary

Dotyczy wniosku/éw bedgcegolych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci: Whniosek o objecie
refundacjg leku Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach programu lekowego ,Leczenie nocnej napadowe;j
hemoglobinurii (PNH) (ICD-10 D59.5"

Czego dotyczy DKI*:

lzgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lek6w, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463 z p6zn. zm.)

2zgodnie 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.)

30 'kto’rej 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, poz. 1285 z pézn. zm.)

4zaznaczyé tylko 1 pole



Jestem $wiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ziozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI

29.03.2023....&2350.':{4{ =2 L B—

e i udostepnianie danych osobowych
wynika z wypetnienia

OTMIT w celu identyfikacji konfliktu interes6w

przetwarzani

Wyrazam zgode na gromadzenie,
stawa przetwarzania nie

zawartych w DKI ktérych pod
obowiazku prawnego ciazacego na A
zgodnie

z rozporzadzeniem Parla
2016 r. w sprawie ochrony oso6b fizycznych

osobowych i w sprawie swobodnego przep
dyrektywy 95/46/WE (ogélne rozporzadzenie o oc

r.119.1).

mentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
w zwiazku z przetwarzaniem danych

tywu takich danych oraz uchylenia
hronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016

Data skiadania i podpis osoby skladajacej DKI

20.03.2023... Ry smawel Wl arg. ...



* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogoinych.
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