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

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: |0T1.423.1.22.2023

Whniosek o objecie refundacja leku Respreeza (ludzki inhibitor
Tytut: |alfal-proteinazy) we wskazaniu: ,Leczenie chorych z cigzkim niedoborem
alfal-antytrypsyny i rozedmg ptuc (ICD10: J44.8 i E88.0)"

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypefniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Infereséw (pkt. 1)
nalezy ztozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2,
00-032 Warszawa, badZ przestaé przesytka kurierska albo pocztowg na adres siedziby Agencji.

Dopuszczalne jest réwniez przesfanie na_adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt. 2) wraz z wypeiniong Deklaracja Konfliktu Intereséw (pkt. 1) podpisang za pomocg
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

Uwagi mozna zgfasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT badZ przesfane na adres poczty
elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl po uptywie tego terminu nie bedg rozpatrywane.

W przypadku zamiaru przesfania uwag wraz z Deklaracja Konfliktu Interesow przesyika
kurierska albo pocztowg na adres siedziby Agencji, zwracamy sie z uprzeima prosha o
dodatkowe przekazanie skanu (lub zdjecia) podpisanego dokumentu za posrednictwem ePUAP
lub poczty elektronicznej:

UWAGA! Zgloszone uwagi i deklaracja konflikiu interesow beda publikowane w BIP AOTMIT®.

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

Imie i nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy

IS BB JUUNALOLL,...ooooee

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

Whiosek o objecie refundacjg leku Respreeza (ludzki inhibitor alfal-proteinazy) we wskazaniu:
w ramach programu lekowego ,Leczenie chorych z ciezkim niedoborem alfa1-antytrypsyny i rozedmag
piue (ICD0: JAA.B I EBBLO) ooiis it rssivnis st insninnsanisbines sassbnssansensnts sesmsensnsnsssns cesnssnsnsssssnsenssns

Czego dotyczy DKI*:

" 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. 2023 poz. 826

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

*o ktérej 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 pdZn. zm.)

4 zaznaczyc tylko 1 pole



v Zlozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

Os$wiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktdrg/osob, z kidrymi pozostaje we wspdlnym pozyciu™

v nie zachodzg okolicznoéci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pdZn. zm.),

zachodza okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz.U. 2022 poz. 2561 z pézn. zm.), {j.:

petnienie funkcji czionka organéw spoélki handiowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzgcego dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

petnienie funkcji cztonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzacego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacig lekdw,
$rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw medycznych;

petnienie funkcji czionka organdéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych;

posiadanie akcji lub udziatow w spétkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢ gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziataino§¢ gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, Srodkéw spozywczym = specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, oraz udziatdbw w spoidzielniach prowadzacych
dziatalnos¢ gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow, Srodkow spozywczym specjalnego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych;

prowadzenie dziatalnosci gospodarcze] w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podac szczegoly, ktore Pani/Pan uzna za niezbedne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wiazag
Panig/Pana (matzonka/matzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspoinym pozyciu) relacje powodujgce konflikt intereséw. Opis powinien byé
mozliwie zwiezty.

Jestem $wiadoma/y odpowiedzialnosci karnej za zlozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI

01082030 Lrn. [lcacck

° niepolrzebne skreslic




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Uwagi
ogolne

W zwigzku z ocenianiem przez AOTMIT wniosku dotyczgcego objecia
refundacja leku Respreeza prosze przyjgé uwagi od pacjentki

z niedoborem alfa 1 antytrypsyny i ciezkg rozedma ptuc, ktérej brat
zmart z powodu tej choroby w wieku 48 lat i osierocit 3 dzieci nie
doczekawszy sie odpowiedniego leku.

Niedobdr alfa 1 antytrypsyny jest chorobg rzadka. W Polsce brak jest
dostepu do refundowanego leczenia przyczynowego. Leczenie takie
jest standardem w innych krajach i jest zalecane przez wytyczne
kliniczne. Niedobor alfa 1 antytrypsyny jest chorobg postepujaca.
Proponowane w Polsce w zastepstwie leku leczenie objawowe

i tlenoterapia nie zatrzymujg choroby tylko pozwalajg na wegetacje.
Ostateczny przeszczep ptuc tez nie jest mozliwy w kazdym przypadku
ze wzgledu na choroby wspofistniejgce(np. u mnie przebyta w 2007 r.
choroba nowotworowa).

Poza mozliwo$cig leczenia w ramach badan klinicznych brak jest
dostepu do leczenia umozliwiajacego spowolnienie progresji choroby.
Ja juz raz wykorzystatam te opcje i moje zycie fizyczne i psychiczne na
ten czas ulegto poprawie. Nastgpito zmniejszenie zaostrzen choroby,
poprawifa sie jakos¢ i cheé zycia.

My, chorzy na niedobér alfa 1 antytrypsyny z nadziejg przyjelismy
stowa Pana Ministra Zdrowia na obchodach Swiatowego Dnia Choréb
Rzadkich w 2019 r, Ze s3 pienigdze na choroby rzadkie. Niestety naszg
niewielkg grupe sie nie zauwaza.

Pomimo dwukrotnych pism o refundacje leku do Ministra Zdrowia

i Rzecznika Praw Pacjenta, w imieniu 6 pacjentow Poradni
Pulmonologicznej Szpitala Uniwersyteckiego w Krakowie, czujemy sie
niedostrzegani i pozbawieni odpowiedniego leczenia.

JesteSmy niewielkg grupa pacjentéw (najwyzej kilkadziesigt osob

w Polsce). Pomimo wysokich kosztow leczenia pacjentéw ewentualnie
z niego korzystajacych po rozpoczeciu refundacji , koszt dla NFZ nie
bedzie znaczacy.

Jestesmy w Europie, wiec i leczenie powinno by¢ na europejskim
poziomie. Trudno jest zrozumie¢, ze za granicg ludzie sg leczeni
lekiem Respreeza lub jego odpowiednikami. W Polsce brak lekéw na tg
chorobe.

Uwazam wiec, ze nalezy objg¢ refundacjg lek Respreeza, ktory
przyniesie pacjentom ( obywatelom Polski) diuzsze zycie w lepszej
jakosci i uwzgledni¢ nas w planach systemu ochrony zdrowia.

* Umozliwiajacy

identyfikacje fragmentu analizy, do kidrego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy

w przypadku uwag ogélnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy?®

a. Uwagi do analizy klinicznej

® 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 refundacii lekéw,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. 2023 poz. 826)

L



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

Data skiadania i podpis osoby skladajacej DKI




Numer* )
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer* .
(rozdziatu, tabeli, Uwagl
wykresu, strony)

* Umozliwiajgey identyfikacje fragmentu analizy, do kidrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdlnych.

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi
wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* .
(rozdzialu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

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




