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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | 071.423.1.44.2024

Whiosek o objecie refundacja produktéw leczniczych:

o Kaftrio, Ivacaftorum + Tezacaftorum + Elexacaftorum, Granulat w saszetce, 75 mg+ 50
mg + 100 mg, 28, saszetka, GTIN: 00351167172704,

o Kaftrio, Ivacaftorum + Tezacaftorum + Elexacaftorum, Granulat w saszetce, 60 mg + 40
mg + 80 mg, 28, saszetka, GTIN: 00351167173305,

¢ Kaftrio, Ivacaftorum + Tezacaftorum + Elexacaftorum, Tabletki powlekane, 37,5 mg +
25 mg + 50 mg, 56, tabl., GTIN: 00351167149409,

¢ Kaftrio, Ivacaftorum + Tezacaftorum + Elexacaftorum, Tabletki powlekane, 75 mg + 50

Tytuk: | g+ 100 mg, 56, tabl., GTIN: 00351167143902,

e Kalydeco, Ivacafiorum, Granulat w saszetce, 75 mg, 28 saszetka, GTIN:
00351167174302,

e Kalydeco, Ivacaftorum, Granulat w saszetce, 59,5 mg, 28, saszetka, GTIN:
00351167175309,

o Kalydeco, [vacaftorum, Tabletki powlekane, 75 mg, 28, tabl., GTIN: 00351167144503,

o Kalydeco, Ivacaftorum, Tabletki powlekane, 150 mg, 28, tabl., GTIN: 00351167136201,

w ramach programu lekowego: ,,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wilasnorecznie podpisang Deklaracjqg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bqgd: przestaé 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. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest réwniez przestanie
uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o kidrej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dziatalnosci podmiotow
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1703).

Uwagi mozna zglasza¢ 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. Czg$é I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)® — do wypeknienia 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 wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 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)



==
DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje¢ oraz oséb z nig zwigzanych

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

Wojciech Piotr Szymanski (G EEGTGNGGEED

2. Imie (imiona) i nazwisko matzonki/matzonka osoby skladajacej deklaracje:

3. Imie (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby skiadajacej deklaracje:

4, Imi¢ (imiona) i nazwisko zstepnego/zstepnych w linii prostej osoby skladajacej deklaracjg:

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osob, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:

B. Powéd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach

branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

I kandydat na czlonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zlozenia
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 czlonka Rady
Przejrzystosci, do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktoérym
bierze udzial;

" osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o §wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze $§rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
zwanej dalej ,,ustawa”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;

I osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego

dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;
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W osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 23 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien zgloszenia uwag.
C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego malzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktérymi pozostaje we wspdlnym pozyciu:

¥ nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

I zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

I 1) pelnienie funkcji czilonka organéw spoétki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalnos$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, S$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

r 2) pehlienie funkcji czlonka organu spéltki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie swiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego:

r 3) pelnienie funkcji cztonka organéw spéidzielni, stowarzyszen lub fundacji
prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 11 2;

r 4) posiadanie akcji lub udzialéw w spolkach handlowych prowadzacych
dzialalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialow w spéldzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 1 1 2;

r 5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie, o ktérym mowa w pkt 11 2;

r 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy
o $wiadczenie ustug 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 zlozenia os§wiadczenia o wykonywaniu zajeé
zarobkowych na rzecz okre§lonych podmiotéw oraz braku wskazania
ich zakresu.



W przypadku:

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

2) wykonywania przez osobe albo osoby wskazane w deklaracji zaje¢ zarobkowych
na podstawie stosunku pracy, umowy o $wiadczenie ustug zarzadczych, 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 ztozy¢ o§wiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw i wskaza¢ ich zakres.

nie dotyczy

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci

i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,

nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,

z ktorym istnieje powiazanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujgcego powigzania branzowego.

nie dotyczy
Jestem swiadomy/Swiadoma odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego oswiadczenia.

-~ \ ]
Leszno, 22.10.2024 g'\\/ SN SU.\

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

(data i miejscowos¢ zlozenia deklaracji) (podpis osoby skladajacej deklaracje)



2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogélne do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer

*

(rozdziatu
, tabeli,

wykresu,
strony)

Uwagi

rozdziat
3113

W uzupetnieniu do analizy weryfikacyjnej (dalej jako ,AWA"),
przedstawiajgc komentarz Fundacji Mukobohaterowie, pragne zwrécic
uwage na nastepujgce kwestie.

Biorgc pod uwage duzg skuteczno$é kliniczng, akceptowalny profil
bezpieczeristwa oraz niezaspokojong potrzebe zdrowotng Rada
Przejrzystosci zarekomendowata umieszczenie w wykazie technologii
lekowych o wysokiej wartosci klinicznej produkt leczniczy Kaftrio (opinia
Rady Przejrzystosci nr 119/2021 z dnia 23 sierpnia 2021 roku). Nastepnie,
Prezes AOTMIT umiescit Kaftrio w wykazie technologii lekowych o
wysokiej wartosci klinicznej z dnia 26 sierpnia 2021 roku.

tabela
4.,

strona
19

Uwagi wymaga takze problem dotyczgcy decyzji zwigzanych z umorzonym
postepowaniem o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu (w
ramach zlecenia 89/2022). W rekomendacji Prezesa AOTMIT nr 113/2022 z
dnia 28 listopada 2022 roku wskazanie refundacyjne zostato okreslone jako
(podkreslenie wiasne) ,pacjenci w wieku co najmniej 6 lat homozygotyczni
pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR lub heterozygotyczni pod
wzgledem mutacji F508del z mutacjg o minimalnej wartosci funkcji (MF)
genu CFTR", podczas gdy problem decyzyjny dotyczyt pacjentow w wieku
od 6 do 11 lat homozygotycznych lub heterozygotycznych pod wzgledem
mutacji F508del genu CFTR oraz pacjentow w wieku od 12 lat
heterozygotycznych pod wzgledem mutacji F508del z mutacjg inng_niz
okreslana jako minimalnej wartosci funkcji (MF) genu CFTR. Opis
podejmowanej decyzji byt &cisle (z bledem) przenoszony do wykazu
produktéw leczniczych niepodlegajgcych finansowaniu w ramach procedury
ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Na marginesie wskazuje, ze
Fundacja Mukobohaterowie w stanowisku z 31 stycznia 2023 roku
przekazata na rece Ministra Zdrowia krytyczne odniesienie sie do podjetych
decyzji. Na ponizszej grafice znajduje sie opis problemu decyzyjnego
dotyczacy obecnie rozpatrywanego wniosku, wykorzystujgcy zwroty
uzywane przez wnioskodawce.

£




V DOSTEPNOSC KAFTRIO + KALYDECO

FUNDACJA
MUKOBOHATEROWIE

POPULACJA CHORYCH OBECNIE PROBLEM

(NA PODSTAWIE GENOTYPOW) BEJESERACISEMA REFUNDOWANE DECYZYJNY

od2do1lr. 2}
F/F (obecnie refundowane
2mutacje F508del mniej skuteczne terapie
— od 12 lat* alternatywne?)
| . r
FINE | nosex
mutacja F508del oraz | H g
mutacja minimalnej funkeji ;S;ﬁgd?m:ni alternatywna terapia’)
Wi
£/RF uzupetnienie od Z-gv.ego roku zycia®
(obecnie refundowana
mutacja FS08del oraz na potrzeby mniej skuteczna terapia
mutacja funkcji rezydualnej rozszerzenia alternatywna od 6 1. 27
F/G ws"az?ﬁ od 2-giego roku zycia®
F/ refundacyjnych (obecnie refundowana
'"”.‘“,J‘:S“fe' oraz do wskazan mniej skuteczna terapia
TS rejestracyjnych) alternatywnaod 1r.2.%)
F/inna od 2-giego roku zycia*
nfezaklasyﬁkow_ano do ao».nyiszych grup. lub Q (nie istnieje
nieznane, powt;:::;::: :r:z%:::zyczme jako alternatywna terapia®)

1. Analiza weryfikacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, str. 17,
2. Technologie alternatywne ‘e przez wnioskod e, w:ibidem, str. 24,

Jako Fundacja Mukobohaterowie zwracamy sie z uprzejma prosbg o
przekazanie jednoznacznej rekomendacji, wskazujgcej na poprawne
uwzglednienie podziatu pacjentéw chorych na mukowiscydoze pod
wzgledem posiadanych mutacji genu CFTR.

rozdziat
3:2;
strona
17

Liczba odkrywanych patogennych mutacji genu CFTR wcigz rosnie. W
rejestrze pacjentobw CFTR2 (http://www.cftr2.org/, dostep w dniu 21
pazdziernika 2024 roku), powszechnie przywotywanym w literaturze, istnieje
znacznie wiecej mutacji chorobotwdrczych wariantow genu. Wedtug stanu
na dzien 24 wrzesnia 2024 roku jest to az 1 085 wariantow. W marcu 2019
roku byto ich odnotowanych zaledwie 346, a w kwietniu 2023 roku juz 804.
Pacjenci z rzadszymi mutacjami genu CFTR to pojedyncze jednostki w skali
globalnej. To moze zblizaé niektére subpopulacje chorych na
mukowiscydoze, w swojej problematyce, do wyzwan znanych z ultrarzadkich
choréb. Tym samym, rozszerzenie wskazan refundacyjnych dla terapii
skojarzonej Kaftrio + Kalydeco na pacjentéw z obecnoscig mutacji genu
CFTR F508del (najczesciej wystepujgca) na jednym allelu i mutacjg
dowolnego typu na drugim allelu (F/x) moze by¢ jedyng szansg na
niezaspokojong potrzebe leczenia niektorych pacjentow (wobec
trudnoéci z odnalezieniem alternatywnych terapii dla bardzo matych grup
pacjentéw).

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

%




Numer*
(rozdziatu, tabeli,

Uwagi
wykresu, strony)

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogoinych.
b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, tabeli, Uwagi
.| wykresu, strony)

* Umozliwigjgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogo6inych.

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
og6linych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

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

* Umozliwigjacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogo6lnych.
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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 os6éb fizycznych w zwiazku
z przetwarzaniem danych osobowych i 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,
nastepujace informacje:

1)

2)

3)

4)

3)

6)

7)

8)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji z siedzibg w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032),
dzialajgca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r.,, poz. 146),
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;

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 drogg mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacja wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby sktadajacej 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. niezbednosci wypelnienia obowigzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);

informujemy, iz podanie przez Pania/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajacym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotne] 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 niezbegdne
do dokonania weryfikacji wystgpowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby skladajacej DPB. W przypadku osob skladajacych 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 powoluje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktéorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe bedg udostgpniane podmiotom, ktére uprawnione
sa do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, skladanej przy zglaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej

{
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Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkéw 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 usunigcia danych osobowych, prawo do przenoszenia danych osobowych, o ktorym
mowa w art. 20 RODO, na podstawie art. 21 RODO prawo do sprzeciwu, wobec
przetwarzanych danych osobowych, gdyz podstawg przetwarzania Pani/Pana danych
osobowych jest art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO w zw. z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw publicznych
(Dz. U. 22024 r., poz. 146);

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

~ do przeprowadzenia weryfikacji wystepowania lub braku powigzania branzowego,
a nastgpnie przez czas wynikajacy z przepiséw o archiwizacji oraz zgodnie z obowiazujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjna
1 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 1 nie beda podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

14) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie beda przekazywane do panstwa

trzeciego/organizacji miedzynarodowej.
\
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