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Dokument przygotowany w odpowiedzi na w odpowiedzi na uwagi AOTMIT zawarte
w pismie WS.423.4.2024.ZZK.EW.2

Uwagi do analiz

l. W odpowiedzi na uwagi do catosci analiz:

Zapisy w projekcie programu lekowego nie sg spojne z zapisami uzgodnionego programu
lekowego. Uprzejmie prosze o weryfikacje oraz aktualizacje analiz poprzez ich

dostosowanie do tresci uzgodnionego programu lekowego.
W analizach nalezy wzig¢ pod uwage m.in.:

a) Definicje populacji docelowej zgodnie z kryteriami kwalifikacji z uzgodnionego
programu lekowego (ze szczegdlnym uwzglednieniem pkt 4) ,adekwatna
wydolno$c¢ narzgdowa okre$lona na podstawie wynikow badan laboratoryjnych

umozliwiajgca w opinii lekarza prowadzgcego bezpieczne rozpoczecie terapii”).
prosze przyjaé¢ nastepujace wyjasnienia:

Nalezy zaznaczy¢, ze odsetek chorych z niewydolnoscig narzgdowg nie byt odnotowywany
w momencie kwalifikacji do badan klinicznych dotyczgcych wosorytydu (WOS). W badaniach
klinicznych dla WOS, w kryteriach wykluczenia zawarto informacje o dyskwalifikacji chorych
z badah w przypadku istnienia dowolnej wspdétistniejgcej choroby lub stanu, ktéry w opinii
badacza z jakiegokolwiek powodu bedzie kolidowat z udziatem chorego w badaniu lub z oceng
bezpieczenstwa leczenia. Dodatkowo nalezy zaznaczy¢, ze w ChPL VOXZOGO® zawarto
informacje o braku oceny bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci wosorytydu u chorych
z niewydolnoscig nerek lub watroby. Zgodnie z ChPL VOXZOGO® z badan klinicznych byli
takze wykluczani chorzy z istotng chorobg kardiologiczng lub naczyniowg oraz przyjmujgcy

leki przeciwnadcisnieniowe.

W zwigzku z powyzszym nalezy wnioskowac, ze populacja kwalifikujgca sie do uzgodnionego

programu lekowego odzwierciedla populacje z badan klinicznych WOS.

Warto zaznaczy¢, ze pomimo potencjalnej dyskwalifikacji czesci populacji docelowej ze
wzgledu na wspomniane kryterium 4. (czego jednak nie wykazano w badaniach klinicznych,
natomiast nie jest to nieprawdopodobne), nalezy oczekiwac, ze mogtaby ona skutkowac

jedynie opdznieniem momentu rozpoczecia leczenia. Zatem nie nalezy spodziewac sie
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przypadkéw chorych na achondroplazje, ktérzy przez utrzymujacg sie niewydolno$é
narzadowg przez caty okres dorastania nie rozpoczng terapii wosorytydem. Tym samym, 4.
kryterium kwalifikacji do programu lekowego nie wptynie na wielkos¢ populacji docelowej ani
wielkos¢ populaciji chorych, ktérzy rozpoczeliby terapie wosorytydem w przypadku jego
refundacji.

Analiza problemu decyzyjnego oraz analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostaty
uzupetnione o definicje populacji docelowej zgodnie z kryteriami kwalifikacji z uzgodnionego

programu lekowego.

b) Badania przy kwalifikacji do leczenia — zakres badan w ramach ustalonego
programu lekowego jest znaczgco szerszy niz w projekcie programu lekowego,
W zwigzku z czym nalezy uwzgledni¢ co najmniej najbardziej kosztochtonne
badania m.in. badania genetyczne potwierdzajgce rozpoznanie achondroplazji
w przypadku braku wyniku badania w dokumentacji medycznej, ocena wieku
kostnego, MRI oSrodkowego uktadu nerwowego, z oceng otworu wielkiego, tj.
pogranicza czaszkowo-kregowego.

c) Badania zwigzane z monitorowaniem leczenia — zakres badan w ramach
ustalonego programu lekowego jest znaczgco szerszy niz w projekcie programu

lekowego.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

Analiza ekonomiczna oraz analiza wptywu na system ochrony zdrowia zostaty dostosowane

do zapiséw ustalonego programu lekowego.
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I Ponadto koszty wizyt i badan
monitorujgcych sg w przypadku leczenia achondroplazji duzo nizsze niz koszty lekow, wiec
nawet gdyby réznice w czestosci monitorowania byty duze, wynik analizy ekonomicznej oraz
analizy wptywu na system ochrony zdrowia nie powinien ulec zmianie, co potwierdzajg wyniki

dla minimalnych/maksymalnych kosztéw komplikacji w analizach wrazliwosci tych analiz.

Analiza problemu decyzyjnego zostata uzupetniona o badania przy kwalifikacji do leczenia
oraz badania zwigzane z monitorowaniem leczenia zgodnie z ustalonym programem lekowym.
Warto zaznaczyé, ze uzupetnienie analizy problemu decyzyjnego o w/w informacje
w ustalonym programie lekowym nie wplywa na zmiany w podejsciu analitycznym i ma

charakter wytgcznie porzadkujacy.

d) Czestotliwos$¢ weryfikacji skutecznosci leczenia — w ramach ustalonego programu
lekowego wskazano na konieczno$¢ weryfikacji skuteczno$ci leczenia po 12

miesigcach, a nastepnie co 6 miesiecy.
rosze przyjaé nastepujace wyjasnienia:

Zwiekszenie czestosci weryfikacji skutecznosci leczenia po 1. roku leczenia z co 12 miesiecy
do co 6 miesiecy nie wptywa znaczgco na wysokos$¢ kosztdw ponoszonych w analizie
ekonomicznej oraz analizie wptywu na system ochrony zdrowia. Wynika to ze znacznych
roznic, wynoszacych kilka rzedow wielkosci, miedzy rocznymi kosztami leku VOXZOGO®

a kosztami weryfikacji jego skutecznosci.

W analizie klinicznej przedstawiono ocene skuteczno$ci leczenia wosorytydem na podstawie
badan 111-301/302, 111-206/208, 111-202/205. Dla badan 111-206/208 oraz 111-202/205,
w  ktérych wiekszos¢ wynikdw skutecznosci zostata przedstawiona w interwatach
6-miesiecznych. Z kolei dla badania 111-301/302, wyniki dla oceny skutecznosci dostepne

byty wytacznie w interwatach 12-miesiecznych.

W zwigzku z powyzszym, przedtozona analiza kliniczna jest spdjna z zapisami ustalonego

programu lekowego i nie wymaga aktualizaciji.

e) Kryteria wytgczenia z programu lekowego — zakres Kryteriow w ramach ustalonego

programu lekowego jest inny niz w projekcie programu lekowego.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:
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Uznano, ze przyjete obecnie prawdopodobienstwo dyskontynuaciji (JJl|l rocznie w analizie
podstawowej oraz 0% / il rocznie w wariantach analizy wrazliwosci) wiarygodnie oddaje
taczne prawdopodobienstwo dyskontynuacji z przyczyn osobistych chorego oraz z przyczyn
wymienionych w ustalonym programie lekowym (punkt 3.; kryteria 2. — 6.) , tj.

o wystgpienie dziatan niepozgdanych uniemozliwiajgcych kontynuacje leczenia;

o wystgpienie nadwrazliwosci na lek lub substancje pomocniczg uniemozliwiajgce
kontynuacje leczenia;

e wystgpienie zagrazajgcej zyciu albo nieakceptowalnej toksycznosci pomimo
zastosowania adekwatnego postepowania;

e obecnos¢ powaznych wrodzonych anomalii lub choréb wspdtistniejgcych, ktore
w ocenie lekarza kwalifikujgcego do leczenia lub Zespotu Koordynacyjnego, moga
uniemozliwi¢ poprawe stanu zdrowia swiadczeniobiorcy;

o okres cigzy lub karmienia piersig.

Natomiast 1. kryterium wytgczenia z programu, tj. potwierdzenie braku potencjatu dalszego
wzrostu definiowanego przez tempo wzrastania < 1,5 cm/rok i zamkniecia nasad ko$ci dtugich
(leczenie prowadzi sie maksymalnie do osiggniecia wieku kostnego 16 lat przez dziewczeta
albo 18 lat przez chfopcéw) — stwierdzone przez lekarza prowadzgcego lub Zespot
Koordynujacy, dotyczy sekcji planowego zakonczenie terapii, przyjetej jako $rednio |
B odpowiednio u dziewczynek i chiopcéw, na bazie odpowiedzi ekspertéw. Zapis ten nie
wplywa na przedwczesne zakonczenie leczenia, gdyz wiek kostny rowny 16 (18) lat

dziewczynki (chtopcy) osiagajg zasadniczo pdézniej niz moment zamkniecia nasad kosci
dtugich, tj. Il d'a dziewczynek i |l d1a chiopcow.

Zatem tres¢ analizy ekonomicznej dotyczgca sekcji planowe zakonczenie terapii oraz
dyskontynuacja zostata zatem odpowiednio dostosowana do kryteriow wytgczenia

w ustalonym programie lekowym.

Analiza problemu decyzyjnego zostata uzupetniona o kryteria wytgczenia zgodnie z ustalonym
programem lekowym. Warto zaznaczyé, ze uzupetnienie analizy problemu decyzyjnego
o kryteria wytgczenia w ustalonym programie lekowym nie wptywa na zmiany w podejsciu

analitycznym i ma charakter wytgcznie porzgdkujgcy.

. W odpowiedzi na uwagi do aktualnosci przedstawionej dokumentaciji:
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Informacje zawarte w analizach nie sg aktualne na dzien zfozenia wniosku (§ 3

Rozporzadzenia):

f) W ramach analizy problemu decyzyjnego (APD) nie uwzgledniono rekomendacji
refundacyjnych NCPE 2023.

g) W ramach analizy klinicznej (AKL) nie uwzgledniono m.in. publikacji Savarirayan
2024 (data publikacji: 17 wrzesnia 2024 r.).

h) W APD nie uwzgledniono aktualnego obwieszczenia Ministra Zdrowia sprawie
wykazu refundowanych lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia

Zywieniowego oraz wyrobow medycznych.

i) W APD nie uwzgledniono aktualnego Komunikatu Ministra Zdrowia w sprawie
produktéw leczniczych niepodlegajgcych finansowaniu w ramach procedury

ratunkowego dostepu do technologii lekowych.

i) Nie uwzgledniono aktualnych danych w zakresie bezpieczenstwa wosorytydu

dostepnych w bazie ADRReport.

k) Zaréwno w APD jak i w BIA nie podano informacji na temat aktualnoSci
uwzglednionych opinii eksperckich (brak daty przekazania opinii, brak plikbw

Zrodtowych umozliwiajgcych weryfikacje daty).

Zwracam sie z pro$bg o uwzglednienie w analizach rekomendacji refundacyjnych, wytycznych
klinicznych, dowoddéw naukowych oraz powyzszych danych opublikowanych po dacie
wyszukiwania przeprowadzonego w przedfozonych analizach, aktualnych na dzienh ztozenia
wniosku. Zwraca sie tym samym uwage na konieczno$¢ aktualizacji procesu wyszukiwania na

rzecz wszystkich analiz.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

Analize problemu decyzyjnego uzupetniono o opis rekomendacji refundacyjnej NCPE 2023,
natomiast analize kliniczng o wyniki z publikacji Savarirayan 2024 _brief report'. Warto przy

tym zaznaczyc¢, ze w przedtozonej analizie klinicznej znajdowaty sie wyniki dotyczgce jakosci

1 w celu zachowania spojnosci w opisach, dla wskazanej przez AOTMIT publikacji Savarirayan 2024
(data publikaciji: 17 wrzesnia 2024 r.) w analizie klinicznej przyjeto nazwe Savarirayan 2024 _brief report
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zycia w domenie fizyczne] kwestionariusza QOLISSY pochodzgce z materiatow
konferencyjnych Savarirayan 2024_a_poster oraz Savarirayan 2024_a_ab konf, zbiezne
z wynikami z omawianej publikacji Savarirayan 2024_brief report (rozdziat 4.5 analizy
klinicznej). Analize kliniczng uzupetniono wiec jedynie o wyniki dla spotecznej domeny

kwestionariusza QoLISSY przedstawione w publikacji Savarirayan 2024 _brief report.

Dodatkowo przeprowadzono aktualizacje przeszukiwania medycznych baz danych i stron
internetowych w celu odnalezienia najnowszych wytycznych Kklinicznych, ktére zostaty
opublikowane po dacie pierwotnego wyszukiwania. Analize problemu decyzyjnego

zaktualizowano o dokument AVWG 2024 (wytyczne australijskie)

Analize problemu decyzyjnego zaktualizowano zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem Ministra
Zdrowia sprawie wykazu refundowanych lekdéw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych oraz zgodnie z aktualnym
Komunikatem Ministra Zdrowia w sprawie produktéw leczniczych niepodlegajgcych

finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych.

W analizie klinicznej uwzgledniono rowniez aktualne dane pochodzgce z bazy ADRReport
oraz WHO UMC.

Pliki zrédtowe ankiet wypetnionych przez trzech polskich ekspertéw klinicznych zostang

zatgczone do dokumentacji. Daty przekazania opinii sg zawarte w tytule plikéw zrédtowych.

Ponadto, przeprowadzono aktualizacje wszystkich przegladoéw dotyczacych analiz.

II. W odpowiedzi na uwagi dotyczace analizy klinicznej (AKL):

3. W APD w opisie problemu zdrowotnego nie przedstawiono wspoiczynnikow
zapadalno$ci dla stanu klinicznego wskazanego we wniosku, jak rowniez nie
przedstawiono danych odnoszgcych sie do populacji polskiej (§ 4 ust. 1 pkt 1

Rozporzadzenia).

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

W przediozonej analizie problemu decyzyjnego w rozdziale 3.6 zawarto informacje dotyczaca

czestosci wystepowania achondroplazji w Europie oraz przedstawiono szacowang wielkosc
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populacji chorych z achondroplazjg w Polsce zgodnie z dokumentem AOTMIT z 2022 roku.?
W przedtozonej analizie zawarto takze informacje, ze doktadne oszacowanie wnioskowanej
populacji zawarto w BIA VOXZOGO®.

Zgodnie z uwagg Agencji, analize problemu decyzyjnego uzupetniono dodatkowo
o wspotczynniki zapadalnosci dla populacii polskiej zawarte w BIA VOXZOGO®, ktore zostaty
przedstawione na podstawie badania EUROCAT (publikacja Coi 2019).

4. Woyniki dla skutecznoSci klinicznej wosorytydu w zakresie biomarkerow metabolizmu
koSci nie zostaty przedstawione w formie tabelarycznej (§ 4 ust 3 pkt 6

Rozporzadzenia).

prosze przyja¢ nastepujgce wyjasnienia:

Whyniki kliniczne w zakresie biomarkerow metabolizmu kosci nie zostaty przedstawione
w formie tabelarycznej z uwagi na brak podanych doktadnych danych liczbowych
w publikacjach. Wyniki dla w/w punktu koncowego dostepne byly wytacznie na wykresach,
Z ktérych odczytanie doktadnych danych liczbowych byto niemozliwe ze wzgledu na zbyt duze
ryzyko btedu. W ramach analizy klinicznej dla omawianego punktu koncowego przedstawiono

zatem wytgcznie wykresy wraz z ich opisami.

W rozdziale 3.7 analizy klinicznej uwzgledniono zasade ekstrakcji dotyczacg odczytywania

wynikéw z wykresow.

IV. W odpowiedzi na uwagi dotyczace analizy ekonomicznej (AE):

5. Analiza podstawowa AE nie zawiera wyszczegdlnienia zatozen, na podstawie ktérych
dokonano oszacowan, o ktérych mowa w pkt 1-4 i ust. 6 pkt 1 i 2 oraz kalkulacji,

0 ktérej mowa w ust. 6 pkt 3 Rozporzagdzenia (§ 5 ust. 2 pkt 6 Rozporzadzenia).

W rozdziale 7 analizy przedstawiono tabelarycznie parametry i dane wejsciowe do
modelu przyjete na rzecz analizy podstawowej i analizy wrazliwosci, natomiast nie

opisano szczegotowo zafozen przyjetych na rzecz analizy podstawowey.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

2 https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/wykaz_tli/RAPORTY/2022/Voxzogo 27 2022 BIP.pdf
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Zestawienie zatozen analizy ekonomicznej znajduje sie w rozdziale: Zatozenia i dane
wejsciowe; Tabela: Dane wejsciowe do modelu i przyjete zatoZzenia. Zatozeniami sg wiersze
opatrzone w ostatniej kolumnie tabeli jako ,Zatozenie”. Warto zaznaczy¢, ze nie wszystkie
zatozenia dotyczg analizy podstawowej (czes¢ zatozen dotyczy scenariuszy testowanych
w analizie wrazliwosci). Natomiast informacja, czy zatozenie dotyczy analizy podstawowej, czy
wytacznie alternatywnego scenariusza, wynika z kontekstu tresci znajdujgcej sie w 5. kolumnie
tabeli, tj. uzasadnienia przyjetego zakresu zmiennos$ci, w kazdym przypadku, gdy parametr

przyjmuje rézne wartosci.

a) W analizie niedostatecznie wyjasniono czy koszty przyjete na rzecz leczenia
komplikacji stanowig wytgcznie koszty wykonania procedur medycznych czy obejmuja

rowniez koszty poproceduralne tj. hospitalizacja czy rehabilitacja pozabiegowa.
rosze przyjaé nastepujace wyjasnienia:

W ramach naliczanego kosztu za dang procedure JGP uwzgledniono koszt 1) wykonania
zabiegu oraz 2) okresu hospitalizacji w trakcie i bezposrednio po zabiegu (jesli jest to
wymagane). Jednakze, poniewaz wszyscy chorzy na achondroplazje regularnie korzystajg
z pomocy fizjoterapeutycznej (zgodnie z opinig ekspertéw jest to kilka wizyt tygodniowo),
zabieg leczenia komplikacji nie powinien istotnie wptywa¢ na zwiekszenie czestosci wizyt
fizjoterapeutycznych, a tym samym dodatkowy koszt rehabilitacji pozabiegowej moze zostac
pominiety. Zatozenie to jest konserwatywne ze wzgledu na oczekiwang wiekszg liczbe

komplikacji w kohorcie BSC niz w kohorcie WOS.

b) W analizie niedostatecznie wyjasniono czy koszty przyjete w zakresie operacji
wydtuzania konczyn stanowig wytgcznie koszty operacji czy obejmujg rowniez koszty

poproceduralne (tj. np. diugotrwata hospitalizacja, rehabilitacja pooperacyjna).

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

Koszt Swiadczenia rozliczanego w ramach operacji wydtuzenia kohczyn (PZH04 Duze zabiegi
w zakresie konczyny dolnej i miednicy < 18 r.z.) jest zaréwno kosztem jednostkowym operaciji,
jak i catkowitym kosztem wydtuzania konczyn (w przeliczeniu na jedng wydtuzang konczyne).
Wynika to z faktu nieuwzgledniania w analizie ekonomicznej kosztow rehabilitacji
pozabiegowej, procedury zdejmowania stabilizacji zewnetrznej (po zakonczeniu procesu

wydtuzania) ani komplikacji pooperacyjnych (takich jak artroza, przedwczesne zrastanie sie
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kosci, odchylenie osiowe, neurapraksja oraz zwichniecie stawu), w ramach kategorii kosztéw

réznigcych, ze wzgledu na to, ze:

e wszyscy chorzy na achondroplazje regularnie korzystajg z pomocy fizjoterapeutycznej
(zgodnie z opinig ekspertéw jest to kilka wizyt tygodniowo), zatem proces wydtuzania
konczyn nie powinien wptywac istotnie na ich zwiekszong czestosgé;

e chorzy, ktoérzy wydtuzajg operacyjnie konczyny, podejmujg sie najczesciej wiecej niz 1
operaciji, najczesciej jedna po drugiej, tj. po zakonczeniu wydtuzania jednej konczyny
wydtuzana jest kolejna. Zdjecie aparatury llizarowa oraz zatozenie jej na kolejng
konczyne mogtoby zatem zostaé rozliczone w ramach jednego $wiadczenia;

o komplikacje pooperacyjne wystepujg rzadko i koszty ich leczenia miatyby niewielki
wptyw na catkowite koszty roznigce;

e jest to zalozenie konserwatywne ze wzgledu na wiekszg liczbe zabiegdw wydtuzania

konczyn w kohorcie BSC niz kohorcie WOS.
Powyzsze informacje zostang uzupetnione w analizie ekonomicznej.

Uprzejmie prosze takze o uwzglednienie w ramach analizy wrazliwo$ci scenariusza
uwzgledniajgcego kalkulacje wykorzystujgce dane dla jakoSci Zycia z badania
przeprowadzonego z udziatem pacjentow z achondroplazjg (np. Maghnie 2023).
W dostarczonym modelu zrédtem danych dotyczgcych jako$ci zycia jest badanie
dotyczgce populacji ogdlnej (Christensen 2007) a nie badanie przeprowadzone

z udziatem populacji chorych na achondroplazje.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

W analizie wrazliwosci analizy ekonomicznej dodano scenariusz uwzgledniajgcy badanie
Maghnie 2023 jako zrédio danych jakosci zycia. Inne opublikowane badania nie dostarczajg
wystarczajgcych informacji dotyczgcych wzrostu (lub standardowego wyniku wzrostu)
chorych, by méc na ich podstawie wyznaczy¢ zaleznosc jakosci zycia od standardowego
wyniku wzrostu; co jest warunkiem koniecznym w przypadku konstrukcji omawianego modelu

ekonomicznego.

Wykonany scenariusz bazuje na najprostszej regresji liniowej, tj. opierajgcej sie na dwadch,
jedynych mozliwych do okreslenia, punktach: QoL(Z-score = 0) = 0,9 dla populacji ogdlnej
i QoL(-5,6) = 0,7 dla chorych na achondroplazje w badaniu Maghnie 2023. Ponadto, podany

wynik EQ-5D ma dokfadnos¢ wytacznie 1 miejsca po przecinku i dotyczy wytgcznie dorostych
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chorych (n = 74), uczestniczacych w badaniu LIAISE. Dodatkowo, podana wartos¢ EQ-5D =
0,7 jest jedynie $rednig okreslajgca populacje wszystkich chorych na achondroplazje, a wiec
chorych o réznych wartosciach standardowego wyniku wzrostu; nie odnaleziono danych, na
podstawie ktorych mozliwe bytoby okreslenie rozktadu standardowego wyniku wzrostu
w badaniu Maghnie 2023. Natomiast w badaniu Christensen 2007 kazda warto$¢ dotyczyta
wytacznie osob z waskiego przedziatu standardowego wyniku wzrostu. Mimo braku rozkfadu
standardowego wyniku wzrostu w badaniu Maghnie 2023, $redni standardowy wynik wzrostu
(-5,6) zostat oszacowany w oparciu o $redni wzrost chorych oraz tablice wzrostu (dla wieku
18+ lat), zgodnie z metodykg opisang w rozdziale 5.2. analizy ekonomicznej; oszacowanie to
wplywa natomiast na zwiekszenie niepewnosci dotyczgcej tego parametru. Konkludujgc,
wyniki dotyczgce tego scenariusza nie mogg by¢ rozwazane jako wiarygodne, gdyz zaréwno
wartos¢ EQ-5D, jak i $redni standardowy wynik wzrostu sg niedoktadnie okreslone. Ponadto,
nie ma pewnosci czy odwzorowanie liniowe jest odpowiednie w kontekscie zaleznosci QoL (Z-
score), natomiast przeprowadzenie regresji kwadratowej (tak jak to przyjeto w analizie
podstawowej na bazie Christensen 2007) nie jest mozliwe ze wzgledu na jedynie 2 punkty

odniesienia dla zaleznosci QoL (Z-score).

Z powyzszych wzgleddw scenariusz ten, cho¢ zostat przedstawiony w analizie wrazliwosci, nie

powinien by¢ interpretowany jako scenariusz wiarygodny.

Zwraca sie uwage, aby w przypadku opublikowania nowego Obwieszczenia Prezesa
GUS w sprawie szacunkébw warto$ci produktu krajowego brutto na jednego
mieszkanca, uwzglednic w analizach aktualng, na dzien skfadania uzupetnien
minimalnych wymagan, wysokoS¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku Zycia

Skorygowanego o jakoSc.

prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

W analizie ekonomicznej zaktualizowano wysokos¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego

roku zycia skorygowanego o jakosc. Nie ma to wptywu na wnioski z analizy.

V. W odpowiedzi na uwagi dotyczace analizy wplywu na budzet (BIA):

6. BIA nie zawiera wyszczegolnienia zatozen, na podstawie ktorych dokonano
oszacowan, o ktérych mowa w pkt 1-3, 6 i 7 oraz prognoz, o ktoérych mowa w pkt 4 i 5

(§ 6 ust. 1 pkt 9 Rozporzadzenia).
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7. Brak szczegotowych informacji odnoSnie zaimplementowania Kryteriow wigczenia do
programu lekowego (zgodnie z zapisami uzgodnionego programu lekowego) tj. ,4)
adekwatna wydolno$¢ narzgdowa okre$lona na podstawie wynikbw badan
laboratoryjnych umozliwiajgca w opinii lekarza prowadzgcego bezpieczne rozpoczecie
terapii” w kontekScie oszacowania liczebnosci populacji docelowej (§ 6 ust. 1 pkt 1-2

Rozporzadzenia).

prosze przyjac¢ nastepujace wyjasnienia:

Zgodnie z odpowiedzig na uwagi do catosci analiz, podpunkt a), kryterium kwalifikacji do
programu lekowego nie wptywa na wielkos¢ populacji docelowej ani wielkos¢ populaciji

chorych, ktérzy rozpoczeliby terapie wosorytydem w przypadku jego refundacji.

Informacja o kryteriach wigczenia do programu lekowego zostata, zgodnie z zapisami
uzgodnionego programu lekowego, uzupetniona w analizie wptywu na system ochrony

zdrowia.

VI. W odpowiedzi na dodatkowe uwagi prosze przyja¢ nastepujace wyjasnienia:

Dane zawarte we wszystkich analizach zostaty zaktualizowane.






