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Dotyczy: wniosku o objecie refundacja produktu leczniczego: Hemlibra (emicizumab), 30 g/ml,
rozt. do wstrzyk., 1 fiol. 1 ml, GTIN: 07613326004756; Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do
wstrzyk., 1 fiol. 0,4 ml, GTIN: 07613326004442; Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do
wstrzyk., 1 fiol. 0,7 ml, GTIN: 07613326004534; Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do
wstrzyk., 1 fiol. 1 ml, GTIN: 07613326004763; w ramach programu lekowego ,Zapobieganie
krwawieniom u dorostych yA ciezka hemofilia A (ICD-10: D66)".
Znak sprawy: PLR.4500.2323.2023, PLR.4500.2322.2023, PLR.4500.2318.2023,
PLR.4500.2312.2023.

Szanowny Panie Prezesie,

w odpowiedzi na pismo otrzymane 30 kwietnia 2024 roku, znak 0T.423.1.27.2024.3.MR w sprawie
niezgodno$ci analiz zatgczonych do wniosku o objecie refundacjg produktu leczniczego:

® Hemlibra (emicizumab), 30 g/ml, rozt. do wstrzyk., 1 fiol. 1 ml, GTIN: 07613326004756;

® Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do wstrzyk., 1 fiol. 0,4 ml, GTIN: 07613326004442;
® Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do wstrzyk., 1 fiol. 0,7 ml, GTIN: 07613326004534;
® Hemlibra (emicizumab), 150 g/ml, rozt. do wstrzyk., 1 fiol. 1 ml, GTIN: 07613326004763;

w ramach programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dorostych z ciezkg hemofilig A (ICD-10:
D66)”, wzgledem wymagan okreslonych w rozporzadzeniu Ministra Zdrowia z dnia 8 stycznia 2021 r. w
sprawie minimalnych wymagan, jakie musza speknia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie
refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu, o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu
technologii lekowej o wysokiej wartosci klinicznej oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku,
$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zZywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie maja
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odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu (Dz.U.z 2021 r. poz. 74 z p6Zn. zm.) Roche Polska Sp.
z 0.0. bedaca Wnioskodawca, przesyta uzupeinienie analiz HTA.

Jednocze$nie, Wnioskodawca przedstawia ponizej wyjasnienia do uwag zawartych w pismie Agenciji.
I.1 Uwaga Agencji

Prosze o dostosowanie analiz do zapiséw uzgodnionego programu lekowego (UPL) (§ 4, 5 i 6
Rozporzqdzenia).

OdpowiedZ Wnioskodawcy

Zapisy uzgodnionego programu lekowego nie odbiegaja pod wzgledem merytorycznym od zapiséw
programu wnioskowanego. W konsekwencji wprowadzone w tresci programu zmiany maja charakter
wytacznie edytorski i tym samym nie skutkujg one zmianami m.in. w zakresie definiowania populacji
docelowej czy wyboru komparatoréw.

Zgodnie z prosba analizy zostaly dostosowane do zapis6w uzgodnionego programu lekowego, przy czym
nalezy zauwazy¢, iz uwzgledniajac powyzsze, zmiany te maja rowniez wylacznie charakter edytorski.

I.2. Uwaga Agencji

Informacje zawarte w analizach muszq by¢ aktualne na dzient ztoZzenia wniosku, co najmniej w zakresie
skutecznosci, bezpieczenistwa, cen oraz poziomu i sposobu finansowania technologii wnioskowanej i
technologii opcjonalnych (§ 2 Rozporzgdzenia).

Wyjasnienie: W analizie ekonomicznej jako Zrédto zapiséw programu lekowego B.15 wykorzystano
Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 20 czerwca 2023 r. w sprawie wykazu refundowanych lekoéw,
Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na dzien 1 lipca
2023 r. podczas, gdy na dzien ztozenia wniosku refundacyjnego obowiqgzywato Obwieszczenie Ministra
Zdrowia z dnia 30 sierpnia 2023 r. wsprawie wykazu refundowanych lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na dzieni 1 wrzesnia 2023 r.

W analizie wptywu na budzet (AWB) koszty czynnikéw VIII okreslono na podstawie danych z przetargéw
przeprowadzonych w 2021 roku. Prosze o aktualizacje danych w powyzszym zakresie.

W analizie racjonalizacyjnej wykorzystano Komunikat DGL dot. wartosci refundacji cen lekéw wedtug
kodéw EAN za okres styczen-kwiecienr 2023 r., natomiast na dzien ztoZenia wniosku dostepny byt raport o
wielkosci kwoty refundacji i pozostatych parametréw okreslonych w ustawie lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz jednostkowych wyrobéw medycznych za styczen-lipiec 2023
r.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

Zgodnie z prosba Analitykéw Agencji analizy zostaty zaktualizowane zgodnie z obowiazujacym obecnie
Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 18 marca 2024 r., aktualnymi Komunikatami DGL, jak réwniez
zaktualizowano koszty czynnikow VIII.
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II.1 Uwaga Agencji

Analiza kliniczna, o ktérej mowa w art. 25 pkt 14 lit. c tiret pierwsze, art. 25a pkt 14 lit. a i art. 26 pkt 2 lit.
h ustawy, nie zawiera opisu technologii opcjonalnych, z wyszczegdlnieniem refundowanych technologii
opcjonalnych, z okresleniem sposobu i poziomu ich finansowania (§ 4. ust. 1 pkt 2 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: W ramach przedtoZonych analiz nie przedstawiono charakterystyki refundowanych
technologii opcjonalnych tj. finansowanych ze Srodkéw publicznych koncentratéw czynnika VIII dostepnych
dla pacjentéw dorostych z ciezkq hemofilia A bez inhibitora poprzez Narodowy Pogram Leczenia Chorych

Na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne (Narodowy Program)?L, Powyzsze potwierdza zatozenie AWB

Whnioskodawcy, w ktérym przyjeto, iz wprowadzenie finansowania EMI wplynie na zmniejszenie
zastosowania koncentratéw czynnika VIII we wnioskowanej populacji docelowe;j.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

W ramach przedtozonych analiz nie przedstawiono charakterystyki finansowanych ze Srodkéw
publicznych koncentratéw czynnika VIII dostepnych dla pacjentéw dorostych z ciezka hemofilia A bez
inhibitora poprzez Narodowy Program Leczenia Chorych Na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne

(Narodowy Program), gdyz Kkoncentraty te nie stanowia komparatora dla emicizumabu w
rozpatrywanym wskazaniu.

Zgodnie z argumentacja przedstawiong w Analizie problemu decyzyjnego, rozpatrywana w ramach
niniejszej analizy populacja docelowa dla leku Hemlibra® zostata szczeg6towo okres$lona przez osrodki
leczenia hemofilii, ktére wystosowaly prosbe o umozliwienie stosowania emicizumabu u chorych
dorostych z hemofilia A bez inhibitora. Populacja docelowa, w ktérej bedzie stosowany emicizumab
obejmuje wyselekcjonowang grupe chorych, u ktérych stosowanie czynnika VIII nie jest mozliwe lub

klinicznie wskazane. Zgodnie z tre$cig Programu lekowego wnioskowana populacja obejmuje bowiem
chorych, u ktérych stwierdza sie:

e brak mozliwos$ci prowadzenia dtugoterminowej profilaktyki koncentratem czynnika VIII
z powodu trudnego lub niemozliwego dostepu zylnego, lub

e brak mozliwosci prowadzenia dtugoterminowej profilaktyki koncentratem czynnika VIII
z powodu udokumentowanych choréb towarzyszacych, ktére w ocenie Zespotu
Koordynacyjnego uniemozliwiajg przestrzeganie zalecanego schematu, tj.: uposledzenie
umystowe, zaburzenia pamieci, choroba Parkinsona, $lepota, artropatia uniemozliwiajgca
iniekcje dozylne, lub

e brak skutecznosci regularnie prowadzonej profilaktyki maksymalnymi dawkami
koncentratu czynnika VIII definiowane jako wystepowanie krwawien przebijajacych lub

e brak tolerancji na koncentraty czynnika VIII, ktéra w ocenie Zespotu Koordynacyjnego
uniemozliwia dalsze ich stosowanie u chorego.

Chociaz eksperci kliniczni wskazujg, Ze w rozpatrywanej populacji docelowej podaje sie obecnie czynniki

VIII, nalezy podkresli¢, Ze jest to leczenie, ktére nie prowadzi do uzyskania jakichkolwiek korzystnych
efektéw terapeutycznych we wnioskowanej populacji. Stosowane obecnie leczenie nie jest to zatem
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leczenie optymalne biorac pod uwage stan kliniczny chorych, w zwiazku z tym nie powinno stanowi¢
komparatora dla wnioskowanej interwencji.

Uwzgledniajac charakterystyke populacji docelowej oraz brak efektu Kklinicznego czynnikéw VIII
w rozpatrywanej populacji chorych za komparator dla emicizumabu nalezy uzna¢ wytgcznie brak
profilaktyki krwawien. Por6wnanie emicizumabu z brakiem profilaktyki najlepiej przybliza wzgledny
efekt emicizumabu w poréwnaniu z alternatywng opcja terapeutyczng w analizowanej populacji chorych.

Fakt stosowania u chorych koncentratéw czynnika VIII we wnioskowanej populacji chorych pomimo
braku ich korzysci terapeutycznych zostat uwzgledniony jedynie w Analizie wplywu na budzet poprzez
okresSlenie aktualnych wydatkéw ptatnika ponoszonych na ten wtasnie sposéb postepowania
w rozpatrywanej populacji.

I1.2 Uwaga Agencji

Przeglqd, o ktérym mowa w ust. 1 pkt 3, nie spetnia nastepujqgcego kryterium: zgodnosci kryterium, o ktérym
mowa w ust. 1 pkt 4 lit. a, z populacjq docelowq wskazanqg we wniosku (§ 4. ust. 2 pkt 1 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: W kryteriach witqczenia i wykluczenia badan, populacje docelowq zdefiniowano uwzgledniajqc
zawezone zapisy charakterystyki produktu leczniczego Hemlibra. Populacje docelowq nalezy zdefiniowac
zgodnie z zapisami UPL.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

Tre$¢ zaakceptowanego programu lekowego jest merytorycznie zgodna z trescig przygotowanego
projektu programu lekowego a ewentualne zmiany majg charakter wytgcznie edytorski i tym samym nie
skutkujg one zmianami m.in. w zakresie definiowania populacji docelowej czy wyboru komparatorow.

Zgodnie z prosba analizy zostaly dostosowane do zapis6w uzgodnionego programu lekowego, przy czym
nalezy zauwazy¢, iz uwzgledniajagc powyzsze, zmiany te majg rowniez wylacznie charakter edytorski.
W zaktualizowanych wersjach Analiz, wskazano iz populacja docelowa zostata zawezona wzgledem
zapisOow ChPL Hemlibra® szczegétowymi zapisami uzgodnionego Programu lekowego: (zmiany
wprowadzono wrozdziale 3.1 Analizy problemu decyzyjnego opisujacym populacje docelowg
uwzgledniong we wniosku refundacyjnym oraz w kryteriach PICOS opisanych w Analizie problemu
decyzyjnego i Analizie Klinicznej).

I1.3 Uwaga Agencji

Przeglqd, o ktérym mowa w ust. 1 pkt 3, nie zawiera poréwnania z refundowanymi technologiami
opcjonalnymi, a w przypadku braku refundowanych technologii opcjonalnych - z innymi technologiami
opcjonalnymi (§ 4. ust. 3 pkt 1 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: W ramach przeprowadzonego przeglqgdu nie przedstawiono poréwnania z refundowanymi
technologiami opcjonalnymi tj. finansowanych ze Srodkdéw publicznych koncentratéw czynnika VIII
dostepnych dla pacjentéw dorostych z ciezkq hemofilia A bez inhibitora poprzez Narodowy Program.
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OdpowiedZ Wnioskodawcy

W ramach przeprowadzonego przegladu nie przedstawiono poréwnania z finansowanymi ze Srodkéw
publicznych koncentratami czynnika VIII dostepnymi dla pacjentéw dorostych z ciezkg hemofilia A bez

inhibitora poprzez Narodowy Program, gdyz nie stanowig one komparatora dla emicizumabu
w rozpatrywanym wskazaniu.

Szczegbtowe wyjasnienie przedstawiono w odpowiedzi na uwage w punkcie I1.1.
I1.4 Uwaga Agencji

Przeglqd, o ktérym mowa w ust. 1 pkt 3, zawiera opis procesu selekcji badan, w szczegdlnosci liczby
doniesient naukowych wykluczonych w poszczegdlnych etapach selekcji oraz przyczyn wykluczenia na etapie
selekcji petnych tekstow - w postaci diagramu (§ 4 ust. 3 pkt 4 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: Aktualnie obowiqzujqcy wzor diagramu PRISMA opublikowany zostat na stronie PRISMA-

Statement?, natomiast w AKL Whnioskodawcy wykorzystano nieaktualny wzér diagramu.
Odpowiedz Wnioskodawcy

W zaktualizowanej wersji Analizy Klinicznej zamieszczono aktualnie obowiazujacy wzoér diagramu
PRISMA.

IL.5 Uwaga Agencji

Przeglqd, o ktérym mowa w ust. 1 pkt 3, zawiera charakterystyke kazdego z badan wiqczonych do
przeglqdu, w postaci tabelarycznej, z uwzglednieniem opisu metodyki badania, w tym wskazania, czy dane
badanie zostato zaprojektowane w metodyce umozliwiajqcej: wykazanie wyZszosci wnioskowanej
technologii nad technologiq opcjonalng; wykazanie ré(wnowaznosci technologii wnioskowanej i technologii
opcjonalnej; wykazanie, Ze technologia wnioskowana jest nie mniej skuteczna od technologii opcjonalnej (§
4 ust. 3 pkt 5 lit. a Rozporzqdzenia).

W ramach przedstawienia wynikéw badania HAVEN 3 dla drugorzedowych punktéw koricowych

nie uwzgledniono informacji dot. hierarchicznego ich testowania3, co w konsekwencji doprowadzito do
btednego wskazania, iz réznica dla punktu koricowego: wynik kwestionariusza Haem-A-QoL - domena
zdrowia fizycznego (poréwnanie grupa B vs C) osiggneta istotnos¢ statystyczng.

Odpowiedz Wnioskodawcy
W Analizie Klinicznej Wnioskodawcy w rozdziale 13.5.1

Charakterystyka badan pierwotnych wigczonych do analizy - HAVEN 3 wskazano informacje dotyczaca
testowania hierarchicznego w badaniu: ,Btedy pierwszego rodzaju dla drugorzedowych punktéw
konicowych byty kontrolowane
z uzyciem oceny hierarchicznej (ang. hierarchical testing framework). Drugorzedowymi punktami
koricowymi uwzglednionymi w ocenie hierarchicznej byty: wszystkie krwawienia, leczone krwawienia do
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stawdw, leczone krwawienia spontaniczne; w grupie D: wszystkie krwawienia, leczone krwawienia i ocena
stanu zdrowia fizycznego na podstawie kwestionariusza Haem-A-QoL.”

Dodatkowo w rozdziale z opisem wynikéw badania 6.1.4.2. réwniezZ zamieszczono informacje dotyczaca
zastosowania testowania hierarchicznego: ,W zwiqzku z brakiem wykazania istotnej statystycznie réznicy
miedzy grupami, testowanie istotnosci statystycznej dla punktéw koricowych umieszczonych nizej w
hierarchii nie zostato wykonane w badaniu HAVEN 3”.

Jak wskazano w publikacji Mahlangu 2018 procedura testowania hierarchicznego obejmowata jedynie
domene oceny stanu zdrowia fizycznego na podstawie kwestionariusza Haem-A-QolL, za$ ogdlny wynik
kwestionariusza Haem-A-QoL nie byt oceniany w ramach tej procedury. W ramach aktualizacji w Analizie
Klinicznej, zgodnie z prosba Analitykow Agencji wskazano, iz réznica dla punktu konicowego: wynik
kwestionariusza Haem-A-QoL - domena zdrowia fizycznego nie byta istotna statystycznie.

II1.1 Uwaga Agencji

Analiza podstawowa nie zawiera zestawienia oszacowan kosztéw i wynikéw zdrowotnych wynikajqcych z
zastosowania wnioskowanej technologii oraz poréwnywanych technologii opcjonalnych w populacji
wskazanej we wniosku (§5 ust. 2 pkt 1 Rozporzqdzenia).

Wyjasnianie: W analizie nie uwzgledniono kosztéw leczenia krwawien. Dodatkowo zgodnie z Wytycznymi
AOTMIT 2016 ,(.) nalezy dqzy¢ do przedstawienia wynikéw zdrowotnych mierzonych we wspdlnych
jednostkach; preferowane sq QALY (ang. quality adjusted life years; lata zycia skorygowane o jakos¢), LY
(ang. life years, lata zycia) lub inne jednostki naturalne.”.

Odpowiedz Wnioskodawcy

W analizie doliczono koszty leczenia krwawien. Z uwagi na przyjeta technike analityczng wyniki
skutecznosci klinicznej przedstawiono w jednostkach naturalnych. W analizie efekty zdrowotne
przetozono na roczny wskaznik krwawien, uznajac, iz s to najlepsze dostepne dane. Wnioskodawca nie
dysponuje danymi, ktére pozwolityby na miarodajne przedstawienie efektu w postaci standardowych
jednostek QALY lub LY, nie istnieje réwniez wymaog formalny, aby wyniki zdrowotne byty przedstawione
w jednostkach QALY lub LY, charakterystycznych dla analiz kosztéw-uzytecznosci lub kosztow-
efektywnosci.

W zwiagzku z przyjeta technikg analityczng przedstawienie wynikéw zdrowotnych w postaci rocznego
wskaznika krwawien jest uzasadnione.

II1.2 Uwaga Agencji

Jezeli horyzont czasowy witasciwy dla analizy ekonomicznej w przypadku technologii wnioskowanej
przekracza rok, oszacowania, o ktérych mowa w ust. 2 pkt 1-4, powinny zosta¢ przeprowadzone z
uwzglednieniem rocznej stopy dyskontowej w wysokosci 5% dla kosztéw i 3,5% dla wynikéw zdrowotnych
(§ 5 ust. 5 pkt 7 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: Uwzgledniony w AE horyzont czasowy przekracza 1 rok i jednoczesnie w analizie nie
przedstawiono wynikéw z uwzglednieniem dyskontowania.
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OdpowiedZ Wnioskodawcy

W analizie zgodnie z Wytycznymi AOTMIT przyjeto 5% stope dyskonta dla kosztéow oraz 3,5% stope
dyskonta dla efektéw zdrowotnych.

II1.3 Uwaga Agencji

W analizie wrazliwosci analizy ekonomicznej pominieto istotny parametr modelu (§5 ust. 9 pkt 1
Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: |

Odpowiedz Wnioskodawcy

W analizie dodano warian |EEEEE—

II1.4 Uwaga Agencji

Analiza wrazliwosci nie zawiera oszacowan, o ktérych mowa w ust. 2 pkt 1-4, uzyskanych przy zatoZeniu
wartosci stanowigcych granice zakreséw zmiennosci, o ktérych mowa w pkt 1, zamiast wartosci uzytych w
analizie podstawowej. (§ 5 ust. 9 pkt 3 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: I

Odpowiedz Wnioskodawcy

IIL.5 Uwaga Agencji

Jezeli zachodzq okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy, analiza ekonomiczna zawiera:
oszacowanie kosztu stosowania wnioskowanej technologii; oszacowanie wspdtczynnika wynikéw
zdrowotnych uzyskiwanych u pacjentéw stosujqcych technologie opcjonalng, wyrazonych jako liczba lat
zycia skorygowanych o jakos¢, a w przypadku braku moZzliwosci wyznaczenia tej liczby - jako liczba lat
zycia, do kosztéw ich uzyskania, dla kazdej z refundowanych technologii opcjonalnych oraz kalkulacje
urzedowej ceny zbytu wnioskowanej technologii, przy ktdrej koszt stosowania, o ktérym mowa w pkt 1, nie
jest wyzszy niz koszt technologii opcjonalnej o najkorzystniejszym wspétczynniku, o ktérym mowa w pkt 2.
(§ 5 ust. 6 Rozporzgdzenia).

Wyjasnienie: W zwiqzku z brakiem przedstawienia randomizowanego badania klinicznego, dowodzqgcego
wyzszosci EMI nad technologiq medycznq dotychczas refundowanq w danym wskazaniu (tj. finansowanych
ze Srodkow publicznych koncentratéw czynnika VIII dostepnych dla pacjentéw dorostych z ciezkq hemofilia
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A bez inhibitora poprzez Narodowy Pogram) w opinii analitykéw Agencji zachodzq okolicznosci art. 13
ustawy o refundacji.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

W opinii Wnioskodawcy okolicznosci, o ktéorych mowa w art. 13 ust. 3 Ustawy o refundacji nie zachodza
z uwagi na brak istnienia innej technologii medycznej refundowanej w danym wskazaniu. W przypadku
gdy nie ma takiej technologii, wowczas art. 13 ust. 3 nie bedzie miat zastosowania.

II1.6 Uwaga Agencji

Oszacowania, o ktérych mowa w ust. 2 pkt 1-4, sq dokonywane w horyzoncie czasowym wtasciwym dla
analizy ekonomicznej (§ 5 ust. 11 Rozporzqdzenia).

Wyjasnienie: W zwiqzku z tym, iz komplikacje zwigzane z nawracajqcymi krwawieniami obejmujq m.in.
powazne artropatie, przykurcze, guzy rzekome w obrebie miesni i mogq przyczynic sie do przewlektego bélu,
niepetnosprawnosci, znaczqcego ograniczenia mobilnosé chorego, co wptywa bezposrednio na pogorszenie
jakosci zycia chorego; dodatkowo moze nastqpi¢ potrzeba przeprowadzenia zabiegéw ortopedycznych
takich jak catkowita wymiana stawu - najczesciej w obrebie stawu kolanowego [APD Whnioskodawcy], w
analizie ekonomicznej nalezy uwzglednic¢ doZywotni horyzont czasowy.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

Nie jest mozliwe przeprowadzenie analizy ekonomicznej w dozywotnim horyzoncie czasowym ze
wzgledu na niepewno$¢ dotyczaca liczby krwawien w populacji docelowej i konsekwencji z nim
zwigzanych, ktére pozwolity na modelowanie kosztéw i efektow zwigzanych z krwawieniami oraz
komplikacjami z nich wynikajgcymi. Nalezy réwniez podkresli¢, iz uwzglednienie krétszego horyzontu
czasowego analizy jest zatoZeniem konserwatywnym.

IV.1 Uwaga Agencji

Analiza racjonalizacyjna, o ktérej mowa w art. 25 pkt 14 lit. c tiret czwarte i art. 26 pkt 2 lit. j ustawy, nie
zawiera dokumentu elektronicznego, umozliwiajgcego powtdrzenie wszystkich kalkulacji, w wyniku
ktérych uzyskano oszacowania, o ktérych mowa w pkt 1, jak réwniez przeprowadzenie kalkulacji tych
oszacowan po modyfikacji dowolnej z wprowadzanych wartosci oraz dowolnego z powigzan pomiedzy tymi
wartosciami (§7 ust. 1 pkt 4 Rozporzgdzenia).

Odpowiedz Wnioskodawcy
Do analizy dotaczono zaktualizowany dokument elektroniczny analizy racjonalizacyjne;.

V.1 Uwaga Agencji

Analizy, o ktérych mowa w § 1, zawierajq wskazanie innych Zrédet informacji zawartych w analizach, w
szczegdlnosci aktéw prawnych oraz imion i nazwisk autoréw niepublikowanych badan, analiz, ekspertyz i
opinii (§ 8 ust. 2 Rozporzqdzenia).
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Wyjasnienie: W ramach AE nie podano Zrédta przyjetej masy ciata pacjentéw. || G

Agencja prosi o wskazanie imion i nazwisk ekspertéw autoréw opinii oSrodkéw leczenia hemofilii oraz o
przekazanie ww. dokumentdéw celem weryfikacji.

OdpowiedZ Wnioskodawcy

Mase ciata chorych przyjeto na podstawie danych z Narodowego Centrum Krwi. W analizie dodano
informacje dotyczaca Zroédta wykorzystanych danych.

I Vic jest zatem mozliwe przedstawienie danych osobowych klinicystow z uwagi
na fakt, iZ Wnioskodawca dysponowat wylacznie danymi zagregowanymi, w ktérych odpowiedzi nie byty
przypisane do okreslonych klinicystow.

Uwagi dodatkowe Agencji

Dodatkowo informuje, ze aktualna marza hurtowa wynosi 6%. Uprzejmie prosze o aktualizacje
oszacowan cen lekdw oraz prosze o wykorzystanie aktualnej listy refundacyjnej i dokumentu
Narodowego Programu na lata 2024-2028, tak aby wyniki analiz odzwierciedlaty aktualne ceny i warunki
refundacji.

Odpowiedz Wnioskodawcy

Zgodnie z pro$ba Analitykéw Agencji w analizach uwzgledniono aktualna liste refundacyjna i dokument
Narodowego Programu na lata 2024-2028.

Z wyrazami szacunku,

[1]https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2023/051/RPT/51_RPT_0T.422.0.1.2023a_He
mlibra_02.06.2023_BIP_ REOPTR.pdf [dostep: 29.04.2024 r.]

[2] https://www.prisma-statement.org/prisma-2020-flow-diagram [dostep: 29.04.2024 r.]

[3] https://classic.clinicaltrials.gov/ProvidedDocs /37 /NCT02847637 /SAP_001.pdf [dostep: 29.04.2024
g
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