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Dotyczy: oceny leku Hemlibra w ramach modulu 4 ,,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie

i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028”

Szanowny Panie Prezesie,

Dzialajac w imieniu Roche Polska Sp. z 0.0. (dalej jako ,,Spotka”) niniejszym przekazujemy odpowiedzi na uwagi
zawarte w piSmie OT.4220.41.2022.MR.16 dot. raportu dla leku Hemlibra®, przekazanego przez Spolke
w zwiazku z prowadzonym w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, zgodnie z art. 31 n pkt 5
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkéw publicznych
(Dz. U. 22022 r. poz. 2561, z pézn. zm.), procesem wydania opinii w sprawie oceny zasadnosci wprowadzenia
produktu leczniczego Hemlibra dla pacjentéw z cigzka postacig hemofilii A bez inhibitora w ramach modutu 4
programu polityki zdrowotnej pn. ,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2024-2028”.

Uwaga do calosci analiz:

W analizie klinicznej wybdr komparatorow nalezy dokonaé w oparciu o aktualne wytyczne i standardy
postgpowania oraz aktualng praktyke kliniczng z uwzglednieniem technologii medycznych obecnie finansowanych
ze srodkow publicznych.

Zgodnie z wytycznymi AOTMiT z 2016: ,Na wstgpnym etapie wyboru komparatora nalezy rozpatrzy¢ wszystkie
potencjalne interwencje opcjonalne, ktore mozna zastosowaé w ocenianym wskazaniu, zwlaszcza finansowane

ze Srodkow publicznych w Polsce. W rozwazaniach nalezy uwzglednic technologie z danej grupy terapeutycznej,
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jak réwniez inne technologie, ktore stosuje si¢ w ocenianym wskazaniu w celu osiggniecia podobnego celu
terapeutycznego co w przypadku ocenianej interwencji.”.

Odpowiedz:

Ksztatt populacji docelowej zostal szczegétowo okreslony przez oé$rodki leczenia hemofilii, ktdre wystosowaty
prosbe o umozliwienie stosowania emicizumabu u chorych z hemofilig A bez inhibitora. Populacji docelowa,
w ktorej bedzie stosowany emicizumab obejmuje wyselekcjonowang grupe chorych, u ktorych stosowanie
czynnika VIII nie jest mozliwe lub klinicznie wskazane. Uwzgledniajgc charakterystyke populacji docelowej
formalnie czynnik VIII nie stanowi komparatora dla emicizumabu, a wigc komparatorem dla emicizumabu

bedzie brak profilaktyki krwawien.

Analiza kliniczna:

W analizie klinicznej nie przedstawiono:

. opisu technologii opcjonalnych, z wyszczegolnieniem finansowanych technologii opcjonalnych,
z okresleniem sposobu i poziomu ich finansowania;

. opublikowanych przeglagdow systematycznych spetniajgcych kryteria selekcji badan pierwotnych;

. komunikatow/ostrzezen na temat bezpieczenistwa pochodzgcych z EMA, FDA i URPL lub informacji

o0 braku takich komunikatéw dotyczgcych stosowania technologii wnioskowanej.

Zgodnie z wytycznymi AOTMiT z 2016 r. przeglgd systematyczny nalezy przeprowadzi¢ w Bibliotece Cochrane
(Cochrane Library), bazie MEDLINE oraz bazie EMBASE, natomiast przeglgd systematyczny przeprowadzono
wylgcznie w bazie medycznej Medline (przez Pubmed).

Odpowiedz:

. w analizie nie przedstawiono opisu technologii opcjonalnych, poniewaz przyjeto, ze komparatorem
dla emicizumabu bedzie brak profilaktyki krwawien;

. analize uzupelniono o przeglady systematyczne. Szczegoélowy opis przegladéw systematycznych
oraz ich oceng zaprezentowano w Rozdziatach 13.3.113.4.

. wykonano przeglad stron EMA, FDA i URPL w celu identyfikacji komunikatow/ostrzezen
zwigzanych ze stosowaniem wnioskowanej interwencji. Podsumowanie odnalezionych informacji

zaprezentowano w Rozdziale 8.4.

Ponadto analiz¢ uzupelniono o przeglad systematyczny w bazach Embase i Cochrane. Dodatkowo

przeprowadzono aktualizacj¢ przegladu systematycznego w bazie Medline (przez Pubmed).

Analiza ekonomiczna, analiza wplywu na budzet:

Nie przedstawiono analizy ekonomicznej oraz analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania.

W analizie wskazano, ze: ,,Po przeanalizowaniu dostgpnych danych klinicznych, w zwigzku z brakiem danych dla

populacji docelowej, odstgpiono od przeprowadzenia analizy kosztow uZytecznosci. W zwigzku z tym,
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Spoch)

iz niemozliwe bylo przeprowadzenie analizy kosztéw uzytecznosci (CUA), przygotowano uzasadnienie dla
przedstawionej oferty finansowej.”

Agencja zwraca uwage, iz w wytycznych AOTMiT z 2016 r. wskazano na mozliwos¢ zastosowania innych technik
(typow analizy), takich jak analiza efektywnosci kosztéw, analiza minimalizacji kosztéw oraz analiza
konsekwencji kosztow. Brak mozliwosci przeprowadzenia analizy kosztéw uzytecznosci nie uniemoZzliwia
przeprowadzenia analizy ekonomicznej za pomocq innej techniki analitycznej. Nalezy wybraé odpowiednig
technike analityczng po prawidlowej selekcji technologii alternatywnych i wykonaniu analizy klinicznej.
Odpowiedz:

Po przeanalizowaniu dostepnych danych klinicznych, w zwiazku z brakiem danych dla populacji docelowej,
odstapiono od przeprowadzenia analizy kosztdw uzytecznosci, analizy efektywnosci kosztow oraz analizy
minimalizacji kosztéw. Niemniej jednak zgodnie z uwaga i mozliwo$cig przedstawienia analizy konsekwencji
kosztow dotaczono jg do przeprowadzonej analizy wraz z analizg wpltywu na budzet oraz analiza uzasadnienia

ceny.

Analiza racjonalizacyjna:
Zgodnie z zapisami art. 25 pkt 14 lit. ¢ tiret czwarte ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, szacunki

przedstawione w analizie racjonalizacyjnej powinny odnosic sie do wynikow analizy wplywu na budzet podmiotu
zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych, w przypadku, gdy analiza ta wykazuje wzrost
kosztow. W zwigzku z brakiem przedlozenia analizy wplywu na budzet, nie wykonano prawidtowo analizy
racjonalizacyjnej.

Odpowiedz:

W przedlozonej analizie przedstawiono uzasadnienie dla przedstawionej oferty finansowe;j. _

waga:

ﬁ |||||||||

Dodatkowo nalezy przedtozy¢ dokument elektroniczny, umozliwiajgcy powtérzenie wszystkich kalkulacji.
Odpowiedz:

Do analizy zgodnie z uwaga dolaczono dokument elektroniczny umozliwiajacy powtérzenie wszystkich
kalkulacji.
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Uwaga:

Agencja prosi o wskazanie imion i nazwisk autoréw oraz ekspertéw biorgcych udziat w badaniu ankietowym
i syndykatowym, ktorych wyniki uwzgledniono w analizach oraz o przekazanie danych NCK uwzglednionych
w rozdziale ,Uzasadnienie dla przedstawionej oferty finansowe;”.

Odpowiedz:

Badanie ankietowe zostalo przeprowadzone przez niezaleznego wykonawce w postaci badania
dzienniczkowego. Uczestnicy ankiety zostali poddani anonimizacji co pozytywnie wplywa na obiektywizm
badania i jego wynikow. Nie jest zatem mozliwe przedstawienie danych osobowych ekspertow z uwagi na fakt,
iz Wnioskodawca dysponowal wylacznie danymi zagregowanymi, w ktérych odpowiedzi nie byly przypisane
do okreslonych ekspertéw klinicznych.

Do analizy zgodnie z uwagg dofaczono dane otrzymane od Narodowego Centrum Krwi dotyczace wszystkich
chorych na hemofili¢ A w tym powiklang inhibitorem, leczonych w ramach Narodowego Programu Leczenia

Chorych na Hemofilie.

Z powazaniem,
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