Zalacznik nr 1 do Zarzadzenia Nr 15/2023
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
zdnia 3 listopada 2023 .

Formularz zglaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|OT.423.1.11.2024

Wniosek o objecie refundacja leku Evrysdi (rysdyplam) we wskazaniu:

Tytul:| 1 ocsenie chorych na rdzeniowy zanik migéni (ICD-10: G12.0, G12.1)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetniong i wlasnor¢cznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technol ogii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgd? przeslaé na adres siedziby Agencji za
posrednictwem operatora pocztowego w rozumieniu art. 3 pkt 12 ustawy = dnia 23 listopada
2012 r. = Prawo pocztowe (Dz. U. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne Jjest rowniez przestanie
uwag wraz z wypetnionq i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg o
Powigzaniach Branzowych za pomocq elekironicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa w art.
16 ust. la ustawy zdnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1 703).

Uwagi mozna zglaszac w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT po uplywie tego terminu nie bedg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracia o Powigzaniach Branzowych bedg publikowane w
BIP AOTMiT®.
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Selretarie

" zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. 0 refundacji lekow, $rodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pézn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2022,
poz. 2561 z poZn. zm.)



DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracj¢ oraz osob z nig zwigzanych

1. Imig (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL osoby sktadajacej deklaracje, a w przypadku

gdy osoba ta nie posiada numeru PESEL — data 1 miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo:

3. Imig (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby skladajace;
deklaracje:

5. Imig (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL os6b, z ktérymi osoba skiadajaca deklaracie

pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:



...............................................................................................................
..............................................................................................................
...............................................................................................................

B. Powdd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powiazaniach
branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

r kandydat na czlonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien ztozenia
deklaracji: przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci:

I cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres od
dnia zlozenia ostatniej deklaracji. w tym jako kandydata na cztonka Rady Przejrzystosci,
do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktérym bierze udziat:

" osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2561, z
pozn. zm.), zwanej dalej .ustawa”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien
przyjecia zlecenia;

r osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy. za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;

2

osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 23 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego

dzien zgloszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ whasciwe)

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/oséb, z ktérymi pozostaje we wspélnym pozyciu:

™ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

-3 zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

r 1) pelnienie funkcji czlonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela

przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania



lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

r 2) pelnienie funkcji czlonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalnos¢ gospodarcza w zakresie Swiadczenia
ustug prawnych, marketingowych Iub doradezych zwigzanych =z
wytwarzaniem, obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego. wyrobu medycznego:

r 3) pelnienie funkcji czlonka organéw spéidzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 11 2;

r 4) posiadanie akcji lub udzialow w spolkach handlowych prowadzacvch
dzialalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialdw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 11 2:

5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie. o ktorym mowa w pkt 11 2;

v 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o
swiadczenie ustug zarzadezych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt
1-3, przy jednoczesnym braku ztozenia o§wiadczenia o wykonywaniu zajeé
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow oraz braku wskazania ich

zakresu.

W przypadku:

1)  zaznaczenia, ze nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz

2) wykonywania przez osobg albo osoby wskazane w deklaracji zajg¢ zarobkowych na
podstawie stosunku pracy. umowy o $wiadczenie ustug zarzadezych, umowy zlecenia,
umowy o dzielo lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o
ktérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

—nalezy ponizej zlozy¢ oswiadczenie 0 wykonywaniu zajec¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotoéw 1 wskazac ich zakres.



...............................................................................................................

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystoscei i
czionkowie Rady Przejrzystosci. ze zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnodci przez wskazanie podmiotu, z
ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powiazanie branzowe, zakresu wystgpujacego powigzania branzowego.

Wyktady edukacyjne na konferencjach dla firm z branzy farmaceutyczne;j tj. Roche Poland,
Biogen Poland, Novartis

...............................................................................................................
...............................................................................................................
...............................................................................................................

Jestem swiadomy/swiadoma odpowiedzialno$ci karnej za zlozenie falszywego o$wiadczenia.

Mu\\!l% 5. oM M QUOI’C/EJ [ ! ..... / }L

(data i miejscowos¢ zlozenia deklaraciji) (podpis osoby skladajacej deklaracije)




2. Czesc Il - Uwagi
1.Uwagi ogoélne do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT

Uwagi

W odniesieniu do kryteriow kwalifikacji pacjentow chorych na SMA do
Programu Lekowego B.102 zgtaszam swoje uwagi do opublikowanej analizy.

1.) W przypadku pacjentow nowo diagnozowanych lub
zdiagnozowanych a nieleczonych, na podstawie dostepnych danych
uwazam, ze rozszerzenie dostepu do leczenia rysdyplamem powinno
dotyczy¢ jednie pacjentow ponizej 2 miesigca zycia (zgodnie z
rejestracjg leku).

W zwiazku z brakiem dtugoterminowych danych RWE (dane z
praktyki klinicznej) dla terapii rysdyplamem, a dostepnymi polskimi
danymi z badan RWE nusinersenu (Kotulska 2022, tusakowska
2023%) w ktorych obserwujemy, ze wszyscy chorzy bez wzgledu na
wiek i typ SMA uzyskujg poprawe w kazdej skali motorycznej w
okresie do 30 miesiecy kryteria kwalifikacji powinny pozostac

Uwag? 'do niezmienione, zgodnie z obowigzujagcym programem lekowym B.102.
kryteriow

kwa‘[:;f;kacp 2.) W przypadku zastosowania rysdyplamu u pacjentow wczesniej
programu leczonych nusinersenem uwazam, ze obecne kryteria w programie
lekowego lekowym i w rekomendacji zespotu koordynujgcego w petni

str. 9-10 zabezpieczaja potrzeby terapeutyczne.

W zwigzku z powyzszym nie widze zasadnosci dla dodania punktu:
3.2c ,jezeli w opinii lekarza prowadzgcego, zamiana taka wykazuje
korzysc terapeutycznq dla pacjenta”. Dodatkowo tak ogdlny zapis
moze by¢ naduzywany przez pacjentow lub rodzicow pacjentéw do
niezasadnej zmiany terapii (lekarze prowadzacy pacjentéw zgodnie z
rekomendacjami zespotu mogg dokonac zmiany terapii).

Chciatabym zwréci¢ uwage na informacje dostepne publicznie
przedstawione przez regulatoréw FDA i EMA, ktdre sugeruja, ze skutecznos¢
leczenia rysdyplamem mierzona w skalach MFM-32, RULM i HFMSE,
zmniejsza sie wraz z wiekiem i masg ciata pacjenta.

Mozna przypuszczad, ze jest to zwigzane ze zmniejszajacy sie ekspozycja na
rysdyplam wraz ze wzrostem masy ciata i z okoto 40 - procentowym
spadkiem stezenia leku u dorostych w porownaniu z niemowletami.

! Kotulska 2022 Kotulska K, Chmielewski D, Mazurkiewicz-Betdzinska M, i in., Safety, tolerability, and efficacy of
a widely available nusinersen program for Polish children with Spinal Muscular Atrophy. Eur J Paediatr Neurol.
39:103- 109, 2022

tusakowska 2023 tusakowska A, Wojcik A, Fraczek A, iin., Long-term nusinersen treatment across a wide
spectrum of spinal muscular atrophy severity: a real-world experience. Orphanet J Rare Dis. 4;18(1):230, 2023




Nusinersen jest lekiem podawanym dokanatowo, a dane wskazuja na
stabilne stezenie leku w ptynie mézgowo — rdzeniowym, niezaleznie od
wieku i masy ciata, co moze zapewni¢ efekt dziatania leku niezaleznie od
masy pacjenta.

W zwigzku z powyzszym uwazam, ze nie jest zasadne udostepnienie terapii
rysdyplamem w | linii leczenia dla tak szerokiej populacji.

" Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosza sie wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogolnych.

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy
a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, g
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

* Umozliwiajacy 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 Srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, "
tabeli, | Uwagi

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)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
0golnych.

Klauzula informacyjna o przetwarzaniu danych osobowych

Informacja dotyczaca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB

Zgodnie z art. 13 ust. 1 i ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osoéb fizycznych w zwigzku z
przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz
uchylenia dyrektywy 95/46/WE (Dz. Urz. UE L 119 Z 04.05.2016, str. 1, Dz. Urz. UE L 127
23.05.2018, str. 2 oraz Dz. Urz. UEL 74 7z 04.03.2021, str. 35) (dalej: ..RODO™), przedstawiam,
nastgpujace informacje:

1) administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji z siedziba w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032), dzialajaca
na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;
finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pbézn. zm.),
identyfikowana Numerem Identyfikacji Podatkowej (NIP): 5252347183 i Numerem
Rejestru  Jednostek Gospodarki Narodowej (REGON):140278400, adres e-mail:
sekretariat@aotm.gov.pl, tel. 22 101 46 00;

2) administrator wyznaczyt Inspektora Ochrony Danych, z ktérym moze Pani /Pan
skontaktowac si¢ w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres naszej
siedziby wskazany w pkt 1 lub droga mailowa iod@aotm.gov.pl;



4)

8)

9

cel przetwarzania danych osobowych jest zwiazany z weryfikacja wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby skladajacej DPB:

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spetniony jest warunek legalnosci przetwarzania okreslony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO. tj.
niezb¢dnosci wypehienia obowiazku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c. 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkow publicznych (Dz. U. 2 2022 r.. poz. 2561 z pézn. zm.);

informujemy, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwiazane jest wymogiem
ustawowym wynikajacym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z
pozn. zm.);

informujemy, ze podane przez Pania/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu o
przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbedne do
dokonania weryfikacji wystepowania lub braku wystepowania powiazania branzowego
osoby skfadajacej DPB. W przypadku oséb skladajacych DPB przy zglaszaniu uwag do
upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bedzie skutkowat
nicopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji:

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powoluje sie na prawnie
uzasadniony interes, o ktérym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO:

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzy} przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji
Publicznej Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 .. poz. 2561 z
pozn. zm.);

informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostepu do tresci swoich danych osobowych,
prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania;

10) informujemy, iz nie przystuguje Pani/Panu w zwiazku z art. 17 ust. 3 lit. bi d RODO prawo

do usunigcia danych osobowych, prawo do przenoszenia danych osobowych, o ktérym
mowa w art. 20 RODO, na podstawie art. 21 RODO prawo do sprzeciwu, wobec
przetwarzanych danych osobowych, gdyz podstawa przetwarzania Pani/Pana danych
osobowych jest art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO w zw. z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 .
o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. 22022
I., poz. 2561 z pdzn. zm.);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbedny do

przeprowadzenia weryfikacji wystgpowania lub braku powigzania branzowego, a nastepnie
przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowiazujaca w Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng i Jednolitym
Rzeczowym Wykazem Akt;

12) Informujemy, iz przystuguje Pani/Panu prawo wniesienia skargi do organu nadzorczego,

Jesli Pani/Pana zdaniem, przetwarzanie danych osobowych Pani/Pana - narusza przepisy
unijnego rozporzadzenia RODO;



==

13)informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie begda przetwarzane w sposéb
zautomatyzowany i nie beda podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

14)informujemy. iz Pani/Pana dane osobowe nie beda przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji migdzynarodowe



