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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|OT.423.1.38.2024

e Zolgensma, onasemnogenum abeparvovecum, roztwor do infuzji,
Tytuk: | w ramach programu lekowego: ,,B.102.FM. Leczenie chorych na rdzeniowy zanik
mies$ni (ICD-10: G12.0, G12.1)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozyé osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bqdz przesta¢ na adres siedziby Agencji za
posrednictwem operatora pocztowego w rozumieniu art. 3 pkt 12 ustawy z dnia 23 listopada
2012 r. — Prawo pocztowe (Dz. U. 7 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest rowniez przestanie
uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg o
Powigzaniach Branzowych za pomocgq elektronicznej 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. 7 2023 r. poz. 57, 1123, 12341 1703).

Uwagi mozna zgtaszac 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 Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedq publikowane w
BIP AOTMiT?.

1. Cze$¢ I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)* — do wypelnienia
w przypadku uwag do analizy weryfikacyjnej

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.)
2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r.,

poz. 146..)
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DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje¢ oraz osob z nia zwiazanych

1. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osoby sktadajacej deklaracjg, a w przypadku
gdy osoba ta nie posiada numeru PESEL — data 1 miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo:

Piotr L.obodzinski -

2. Imi¢ (imiona) i nazwisko matzonki/malzonka osoby sktadajacej deklaracje:

3. Imig (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby sktadajacej

deklaracje:

4. Imie (imiona) i nazwisko zstepnego/zstepnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

5. Imig (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL 0s06b, z ktorymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich

urodzenia oraz obywatelstwo:

B. Powod zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powiazaniach

branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

-

kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien ztozenia
deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres od
dnia ztozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na cztonka Rady Przejrzystosci,
do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktorym bierze udziat;
osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o §wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146.),
zwanej dalej ,,ustawg”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjgcia zlecenia;
osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;

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

dzien zgloszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)
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Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego malzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

" nie zachodzg okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;
¥ zachodza okolicznosci okre$lone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

v 1) pelienie funkcji czlonka organow spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym,;

N 2) pehlienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego;

N 3) petnienie funkcji czlonka organdéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

[ 4) posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych
dziatalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 1 2, oraz udzialdbw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

M 5) prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 11 2;

[ 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o
swiadczenie ushug zarzadczych, 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 zajec
zarobkowych na rzecz okre§lonych podmiotow oraz braku wskazania ich

zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz
2) wykonywania przez osob¢ albo osoby wskazane w deklaracji zaj¢¢ zarobkowych

na podstawie stosunku pracy, umowy o swiadczenie ustug zarzadczych, umowy zlecenia,
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umowy o dzielo lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami,
o ktorych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy
—nalezy ponizej ztozy¢ o$wiadczenie o wykonywaniu zaj¢¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow 1 wskazac ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci
i czlonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej] w deklaracji, ktérej dotyczy
powiazanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Piotr Lobodzinski pracuje w Novartis Poland sp. z 0.0. Warszawa ul. Marynarska 15

Jestem $wiadomy/$§wiadoma odpowiedzialnosci karnej za ztozenie falszywego oswiadczenia.

Warszawa 31.07.2024 r.

(data i miejscowos¢ ztozenia deklaracji) (podpis osoby sktadajacej deklaracje)



2. Czes¢ Il - Uwagi
1.Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Uwagi

Rozdziat 5.3.1
str. 65-66

Komentarz w Analizie Weryfikacyjnej

Populacja objawowa: W modelu populacji objawowej pacjentom w stanie B (,chodzenie bez
pomocy”) przypisano uzyteczno$c¢ z populacji ogélnej (za Golicki 2021). Opis stanu B wskazuje
na mozliwe pewne objawy choroby, ktore w opinii Analitykbw mogg mie¢ negatywny na jako$c
Zycia chorego. Zatozenie to jest niespdjne z innymi zatozeniami wnioskodawcy dotyczgcymi
stanu B, m.in. uwzglednienia w nim kosztéw wentylacji mechanicznej, rehabilitacji i fizjoterapii
czy zywienia dojelitowego/pozajelitowego”.

Populacja przedobjawowa: ,Uzyteczno$¢ stanéw HS-BRND (,normalny rozwdj w szerokim
spektrum”), HS3a (,chodzenie opbdznione”) oraz HS3b (,SMA o opbznionym poczatku”) przyjeto
jJjako uzyteczno$¢ w populacji generalnej (na podstawie Golicki 2017). Powyzszym stanom
przypisano koszty ze stanu B modelu dla populacji objawowej (opisano powyzej) ktére w opinii
analitykdbw wykraczajg poza ponoszone w populacji generalnej.”

Odpowiedz do komentarza

Populacja objawowa: Do stanéw B i A w modelu globalnym przypisano wartosci uzytecznosci
dla populacji ogdlnej na podstawie publikacji Golicki 2021 (wedtug skali EQ-5D-5L). Zatozenie
to jest spojne z innymi zatoZzeniami dotyczacymi kosztéw uwzglednionymi w analizie.
Mianowicie koszt opieki standardowej w stanie A przyjeto na poziomie wartosci dla stanu B
(analogicznie jak w przypadku uzytecznosci stanéw zdrowia). Natomiast w ramach analizy
wrazliwosci testowano scenariusz, w ktérym przyjeto, ze stan A bedzie wigzat sie
z ponoszeniem wytgcznie kategorii kosztu takich jak: konsultacje lekarskie, rehabilitacja
i fizjoterapia. Scenariusz taki daje nieco lepsze wyniki koncowe. Nalezy zatem podkresli¢, iz
przyjecie spojnego podejscia zaréwno do kosztéw, jak i uzytecznosci dla stanu A i B (jednakowe
wartosci) jest zatozeniem konserwatywnym.

Populacja przedobjawowa: odpowiedz do komentarza jak wyzej dla populacji objawowe;.

Rozdziat 6.3.1
str. 73;
Rozdziat 10
str. 83
Niepewnosc¢
oszacowan
populacji
docelowej

Komentarz w Analizie Weryfikacyjnej

,Gtéwnym ograniczeniem analizy wptywu na budzet wnioskodawcy jest niepewno$¢ zwigzana
z oszacowang w ramach analizy liczebnoscig populacji docelowej, populacji pacjentow, ktorzy
bedg stosowali ON-A (a takze NUS i RYS) w scenariuszu nowym oraz ksztaftowania sie
udziatéw w przysztosci w rynku analizowanych lekéw”.

Odpowiedz do komentarza

Biorgc pod uwage korzysci wynikajgce z jak najszybszego wdrozenia leczenia SMA oraz ryzyko
postepu choroby w przypadku zwloki w rozpoczeciu terapii, w analizie uwzgledniono jedynie
pacjentow noworozpoznanych (nowozdiagnozowanych) z SMA w analizowanym okresie
(10.2024-09.2034), spetniajacych kryteria programu lekowego. Zgodnie z kryteriami programu
lekowego wszyscy pacjenci z populacji docelowej muszg by¢ zdiagnozowani w ramach
Narodowego Programu Badan Przesiewowych Noworodkéw w Polsce. Objawy w momencie
skriningu wystepujg u ok. 11% chorych. Na populacje docelowg sktadajg sie zatem zaréwno
pacjenci z objawowym, jak i przedobjawowym SMA, przy czym wiekszos$¢ pacjentdw stanowic
bedg zatem pacjenci z SMA na etapie przedobjawowym choroby. Wielkos¢ populacji pacjentow
z SMA objetych leczeniem w ramach programu lekowego zostata okreslona w oparciu o dane
GUS, wyniki Narodowego Programu Badan Przesiewowych Noworodkéw w Polsce (NPBPN)
oraz zidentyfikowane, najbardziej wiarygodne dane epidemiologiczne. Udzialy lekdéw zostaty
oszacowane na podstawie aktualnych danych NFZ dotyczacych liczby pacjentéw <1 roku zycia,
u ktérych stosowane sg leki z programu B.102.FM. Wykorzystano zatem dane, ktore
w wiarygodny sposéb pozwalajg oszacowaé liczebnos¢ populacji docelowej oraz udziaty
w rynku. Ponadto w analizie zatozono konserwatywnie, ze liczba zywych urodzen w Polsce dla
analizowanego okresu bedzie stata. Biorgc pod uwage prognoze ludnosci na lata 2023-2060
opracowang przez GUS, ktéra wskazuje, ze liczba urodzen w Polsce bedzie sukcesywnie
malata, nie ma obaw, ze wydatki ptatnika mogty zosta¢ niedoszacowane, a wrecz przeciwnie,
bardziej prawdopodobne jest, ze mogly zostaé przeszacowane.

W AWA Konsultantka Wojewddzka w dziedzinie neurologii dzieciecej Prof. dr hab. n. med.
Maria Mazurkiewicz- Betdzinska wskazuje, ze u ok. 28 pacjentéw rocznie oceniana technologia
bylaby stosowana po objeciu jej refundacja. Podana powyzej wielko$¢ jest zbiezna
z liczebnoscig uwzgledniong w analizie wptywu na budzet Wnioskodawcy, co stanowi
potwierdzenie poprawnosci przeprowadzonych kalkulacji. Ponadto nalezy podkresli¢, ze
w rozdziale 6.3 Analizy weryfikacyjnej (str. 72, Tabela 41) oceniajgcym metodyke analizy
wplywu na budzet nie wskazano, ze zatozenia dotyczgce liczebnosci populacji oraz zmian




w analizowanym rynku lekow zostaty nieprawidtowo uzasadnione, ani ktdrych parametrow
dotyczy niepewnosé zwigzana z przeprowadzonymi oszacowaniami.

Tym samym stwierdzenie przedstawione w AWA, ze ,gfdbwnym ograniczeniem analizy wptywu
na budzet wnioskodawcy jest niepewnoS$c¢ zwigzana z oszacowang w ramach analizy
liczebnoscig populacji docelowej (...)” moze prowadzi¢ do btednego wnioskowania.

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogoélnych.

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

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagi

strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.
c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

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

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* Uwagi




(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.
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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 oséb fizycznych w zwigzku z
przetwarzaniem danych osobowych 1 w sprawie swobodnego przeptywu 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 z 04.03.2021, str. 35) (dalej: ,,RODO”), przedstawiam,
nastgpujace informacje:

1)

2)

3)

4)

5)

6)

7)

8)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji z siedziba w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032), dziatajaca
na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o §wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146.), identyfikowana
Numerem Identyfikacji Podatkowej (NIP): 5252347183 i1 Numerem Rejestru Jednostek
Gospodarki Narodowej (REGON):140278400, adres e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl, tel.
22 101 46 00;

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

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacja wystepowania lub braku
wystegpowania konfliktu interesow osoby sktadajacej DPB,;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spetniony jest warunek legalno$ci przetwarzania okreslony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO, tj.
niezbednosci wypehienia obowigzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146.);

informujemy, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane 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 2024 r., poz. 146.);
informujemy, ze podane przez Panig/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu o
przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbedne do
dokonania weryfikacji wystepowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby sktadajacej DPB. W przypadku osob sktadajacych DPB przy zglaszaniu uwag do
upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bedzie skutkowat
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji;

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powotuje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
s do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktorym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu uwag do upublicznione;j
analizy weryfikacyjnej Agencji, bedg one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publiczne;j



—9-—

Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146.);
9) 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 zwigzku z art. 17 ust. 3 lit. bid RODO prawo
do usuniecia 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. c RODO w zw. z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024
r., poz. 146.);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbedny do
przeprowadzenia weryfikacji wystgpowania lub braku powigzania branzowego, a nast¢pnie
przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca 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 beda przetwarzane w sposob
zautomatyzowany i nie bedg podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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



