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Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: |OT.423.1.33.2023

Whiosek o objecie refundacjg produktéow leczniczych Vyvgart (efgartigimod alfa) w
Tytut: ramach programu lekowego ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii
(G.70.0)"

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, bgdZ przestac¢ przesytka kurierskg albo pocztowg na adres
siedziby Agencji.

Dopuszczalne  jest  rowniez  przesfanie ~na  adres _ poczty _elektroniczne:
sekretariat@aotm.gov.pl uwag (pkt. 2) wraz z wypetniong Deklaracjg Konfliktu Interesow (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.

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

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

Imie i nazwisko osoby skiadajacej DKI dotyczacej ztozenia uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej: ...
.................. Kate AT Lo210W N

Dotyczy wniosku bedacego przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Whniosek o objecie refundacjg produktéw leczniczych Vyvgart (efgartigimod alfa) w ramach
programu lekowego ,Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii (G.70.0)".

Czego dotyczy DKI*:

¥  Zitozenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z p6zn. zm.)

3 o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285 z p6zn. zm.)

4 zaznaczy¢ tylko 1 pole



Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii proste;j, osoby, z ktéra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspdinym pozyciu®:

X 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 pdzn. zm.),

zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o Swiadczeniach opieki zdrowotnej

o

finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z p6Zn. zm.), 1j..

petnienie funkcji cztonka organéw spétki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem,
srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem
medycznym; '

” petnienie funkcji cztonka organu spdtki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy

\\\\\\

prowadzgcego dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg
lekow, $rodkéw spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow
medycznych;

petnienie funkcji cztonka organéw spoétdzielni, stowarzyszen lub fundacji prowadzacych
dziatalno§¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, sSrodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym
lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkéw  spozywczym  specjalnego przeznaczenia = zywieniowego,  wyrobow
medycznych;

posiadanie akcji lub udziatdbw w spoétkach handlowych prowadzgcych dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnos¢
gospodarczg w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekéw, srodkow
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz
udziatbw w spodtdzielniach prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie
wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno§¢ gospodarcza w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $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 lekdw,
srodkéw  spozywczym  specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdw
medycznych.

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

5 niepotrzebne skresli¢



Jestem Swiadomaly odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Data skiadania i podpis osoby skladajacej DKI

1Y 6*‘*)%/

--------------------------------------------------------

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

Data skiadania i podpis osoby skiadajacej DKI




2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

Uwagi ogdlne

Miastenia zaliczana jest do choréb nerwowo-miesniowych, ktére znajdujg sig
W centrum zainteresowan i dziatalnosci Polskiego Towarzystwa Chordb
Nerwowo-Miesniowych. PTCHNM jest ogoélnopolska organizacjg
pozarzgdowg, zarejestrowang w 1989 roku, a zatem dziatajgcg na rzecz
pacjentéw juz od 33 lat.

Miastenia jest jedng z najczesciej wystepujacych rzadkich choréb
neurologicznych. Dzieki postepowi medycyny i obecnie dostepnym terapiom
u wielu pacjentéw chorych na miastenie udaje sie kontrolowac chorobe,
minimalizowac jej objawy, a tym samym znacznie poprawiac ich jako$¢
zycia.

Z dyskusji, ktére prowadzimy zaréwno z pacjentami jak i z lekarzami
zajmujgcymi sie miastenig jasno wynika, ze dla zdecydowanej wigkszosci z
okoto o$émiu tysiecy pacjentéw, ktérzy mieli rozpoznang miastenie obecnie
oferowane rozwigzania terapeutyczne sa w wiekszosci przypadkow
wystarczajgce. Warto tutaj nadmienic, ze terapie te, to w wiekszosci leki o
szerokim spektrum zastosowania, ktére nie sg specyficzne dla miastenii
(sterydy, niesterydowe leki immunosupresyjne) i moga powodowac dziatania
niepozgdane, ktore u czesci pacjentéw powodujg obnizenie jakosci i liczne
ograniczenia w zyciu codziennym takie jak problemy z planowaniem cigzy w
czasie sterydoterapii.

Poza grupa, ktéra dobrze toleruje aktualnie stosowane leczenie istnieje tez
grupa pacjentéw o duzo ciezszym i mocno zaawansowanym przebiegu
choroby , u ktérych standardowa terapia nie zawsze przynosi oczekiwane
efekty poprawy. W tej grupie pacjentéw , ktérzy sg aktualnie leczeni
wieloma lekami moga wystepowac réznorodne objawy choroby, ktére
wplywajg na ich codzienne funkcjonowanie. To wtasnie u tej szczegdlnej
grupy chorych istnieje wysokie ryzyko wystgpienia przetomu
miastenicznego i dlatego mogg oni wymagac podawania zaawansowanych
lekéw lub zastosowania mocno skomplikowanych procedur medycznych
ktore sg dostepne tylko w warunkach szpitalnych.

W naszej opinii, tacy chorzy o wyjatkowo ciezkim i skomplikowanym
przebiegu choroby moga najbardziej skorzysta¢ z dostepu do
nowoczesnych, celowanych lekéw, z ktérych pierwszym i mamy nadzieje nie
ostatnim, ktéry przechodzi przez proces refundacyjny jest efgartigimod.
Chcemy podkresli¢, ze w naszej opinii, dzieki zastosowaniu efgartigimodu
mozemy nie tylko zdecydowanie poprawi¢ jakos¢ zycia kilkuset pacjentow,
ale jednoczesnie obnizy¢ ryzyko wystepowania przetomoéw miastenicznych,
ktére w ekstremalnych sytuacjach moga prowadzi¢ do $mierci chorych ze
wzgledu na silng niewydolno$¢ oddechowa.

Dla tych pacjentdw, pojawia sie szansa na zdecydowanie wyzszy standard
zycia a dla ptatnika bedzie to zwigzane ze znacznym obnizeniem wydatkow
zwigzanych z hospitalizacjg i kosztownymi procedurami ratunkowymi.

W Polsce mamy duzg grupe pacjentow, ktérzy brali udziat w badaniach
klinicznych efgartigimod. Opinie pacjentow sg jednoznaczne — nawet nie
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wiedzac o tym czy mieli podawany lek czy placebo, po prostu odczuwali
wyrazng zmiane i poprawe wynikajaca ze stosowane;j terapii.

Jako PTCHNM bedac jedng z najdtuzej dziatajacych organizacji pacjentow
zajmujacych sie pacjentami chorujgcymi na miastenie jedng z wielu chorob
nerwowo-miesniowych apelujemy o szybkie wprowadzenie na liste

refundacyjng wszystkich innowacyjnych lekéw, ktére sg przetomem w
leczeniu miastenii.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosza si¢ wniesione uwagi,
nie dotyczy w przypadku uwag ogoélnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy®

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwagi
wykresu,

strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwagi
wykresu,

strony)

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

¢. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowiazanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, Uwagi
tabeli,

& 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 lekéw,
$rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych ( Dz. U. z 2016r., poz. 1536 z pozn.

zm.)
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wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, Uwagi
wykresu,

strony)

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