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Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | 0T.423.1.12.2023

Whiosek o objecie refundacja leku Nexviadyme (avalglucosidasum alfa)

Tytut: |we wskazaniu: w ramach programu lekowego ,Leczenie pacjentdéw z chorobg
Pompego (ICD-10 E74.0)”

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wtasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Interesow (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych | Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, bgdZ przestac przesytka 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 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 badZ przestane na adres poczty elektroniczney:
sekretariat@aotm.gov.pl po uptywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W przypadku zamiaru przestfania uwag wraz z Deklaracjg Konfliktu Intereséw przesytka kurierska
albo pocztowg na adres siedziby Agencji, zwracamy sie z uprzejma prosba o dodatkowe
przekazanie skanu (lub zdjecia) podpisanego dokumentu za posrednictwem ePUAP lub poczty
elektronicznej: sekretariat@aotm.qov.pl.

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

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

Imie i nazwisko osoby skladajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej analizy
. . | . Sl N , :

weryfikacyjnej: < hr'( A Qé (f N P" MC’ 2 ’t O ‘4«'{ D \(/1/\1'

Dotyczy wniosku/ow bedagcego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Whiosek o objecie refundacjg leku Nexviadyme (avalglucosidasum alfa) we wskazaniu: w ramach
programu lekowego ,Leczenie pacjentéw z chorobg Pompego (ICD-10

Czego dotyczy DKI*:

- P

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz.U. 2023 poz. 826

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pdZn. zm.)

3 0 ktorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkow publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pézn. zm.)

4 zaznaczy¢ tylko 1 pole .



ww  Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

Oéwiadcz“a'rﬁ‘; ‘e w stosunku aalrﬁ.rﬁé”mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktora/osob, z ktérymi pozostaje we wspolnym pozyciu®.

7< nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
ansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pézn. zm. ),

zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pézn. zm. )t

v
in
™

pemienie funkcji cztonka organow spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy

prowadzacego dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

pelnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

petnienie funkcji czionka organéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzgcych
dziatalnos¢ 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, wyrobow medycznych;

posiadanie akcji lub udziatow w spoétkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosc¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkdw spozywczym specjalnego  przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéow medycznych, oraz udziatéw w spbidzielniach prowadzacych dziatalnos¢
gospodarcza w zakresie wytwarzania Ilub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie
doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych;

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

Prosze podaé szczegdty, ktére Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstgpnych w linii prostej lub osoby z ktérymi pozostaje
Pan/Pani we wspoinym pozyciu) relacje powodujace konflikt intereséw. Opis powinien by¢ mozliwie
zwiezty.

Jestem $wiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego os$wiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby sktadajacej DKI

5 niepotrzebne skreslic /




Wyrazam zgode na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia obowiazku
prawnego ciazacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu interesow zgodnie
z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (og6line rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skladania i podpis osoby skiadajacej DKI

a0 b, 5/_774@0\/(»/
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2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Uwagi Ogélne

Bazujgc na danych ujetych w dokumencie ,,Analiza Weryfikacyjna
Agencji”, zastosowanie awalglukozydazy alfa poprawia przewidywane
FVC (natezong pojemno$¢ zyciowg) o przynajmniej 5% oraz poprawe
bezwzglednego FVC o ponad 1,7 pp. wzgledem dotychczas dostepnej
alglukozydazy alfa. '

Podobnie, w zakresie sprawnosci motorycznej, awalglukozydaza alfa
wykazata istotnie statystycznie lepsze wyniki wzgledem alglukozydazy
alfa w oparciu o testy: BMWT, QMFT, GSGC oraz GMFM-88.

Poprawa funkcji oddechowych i motorycznych niewatpliwie wptywa na
codzienne funkcjonowanie chorych, dlatego istotne jest umozliwienie
stosowania nowej terapii w zakresie jednakowym jak dotychczas
dostepne leczenie.

W oparciu o dane Narodowego Funduszu Zdrowia, w ramach
programu lekowego dedykowanego pacjentom z chorobg Pompego w
2022 roku leczone byly 52 osoby. Jest to niewielka grupa chorych, a
jej liczebnos$é potwierdza rzadkie wystepowanie schorzenia, dlatego
tez rekrutacja pacjentéw do prob klinicznych znacznie rézni sie od
wykonywanej w przypadku badan prowadzonych dla terapii
stosowanych w czesto wystepujgcych jednostkach chorobowych.

Nalezy mie¢ to na uwadze i uwzgledni¢ specyfike choroby Pompego
zwiaszcza w przypadku postaci o wczesnym przebiegu choroby oraz
populacji pediatryczne;j.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

& analizy, o ktérych 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,
$rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. 2023 poz. 826)




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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

fNumer*

(rozdziatu, ]
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolinych.
c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, )
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

J

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktoérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogo6inych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

| Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagl

strony)

]

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.
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