Zatacznik nr 1 do Zarzadzenia Nr 15/2023
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
z dnia 3 listopada 2023 r.

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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|WS.423.4.2024

Whiosek o objecie refundacja produktu leczniczego

e Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, 0,4 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,5 ml rozp. + 10 igiet
+ 10 strzyk., GTIN: 05391524462890,

e Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, 0,56 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,7 ml rozp. + 10 igiet

Tytul:| 4 10 strzyk., GTIN: 053915244629086,

e Voxzogo, Vosoritidum, proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, 1,2 mg, 10 fiol. proszku + 10 amp.-strzyk. 0,6 ml rozp. + 10 igiet
+ 10 strzyk., GTIN: 05391524462913,

w ramach programu lekowego ,,.Leczenie pacjentow z achondroplazja (ICD-10:
Q77.4)” - zlecenie nr 187/2024 w BIP Agencji.

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, bgdz 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. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest rowniez przestanie
uwag wraz z wypetniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg o
Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorejf mowa w art.
16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1703).

Uwagi mozna zgtaszac¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT po uphywie tego terminu nie bedg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedqg publikowane w
BIP AOTMITZ.

1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw 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. 2024
poz. 146)



1. Cze$¢é 1 — Deklaracja o Powiazaniach Branzowych (DPB)® — do wypekienia w
przypadku uwag do analizy weryfikacyjnej

DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz osob z nig zwigzanych




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

Michat Jachimowicz, ||| GGGG—_-
2. Imie¢ (imiona) i nazwisko malzonki/matzonka osoby sktadajacej deklaracje:

NIE POSIADAM

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

WSZYSCY NIE ZYJA

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

5. Imig (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajag 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 zlozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na czlonka 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 $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz.U. 2024 poz. 146), zwanej
dalej ,,ustawg”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;
[ osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystos$ci;
osoba, o ktorej 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 matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/o0sob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

' nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;
M zachodza okoliczno$ci okre§lone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

[ 1) pehienie funkcji cztonka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

[ 2) pelnienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie Swiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego;

[ 3) pehienie funkcji czlonka organdéw spoidzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnos$¢, o ktorej mowa w pkt 11 2;

[ 4) posiadanie akcji lub udzialbw w spotkach handlowych prowadzacych
dziatalnos¢, o ktérej mowa w pkt 1 1 2, oraz udziatow w spoldzielniach

prowadzacych dziatalnos$¢, o ktorej mowa w pkt 11 2;

B 5) prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 1 i 2;

v 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o
$wiadczenie uslug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt
1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajec
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow oraz braku wskazania ich

zakresu.



W przypadku:

1)  zaznaczenia, ze nie zachodzg okoliczno$ci 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 dzieto lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o
ktoérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

—nalezy ponizej ztozy¢ o§wiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw 1 wskazaé ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkow Rady Przejrzystos$ci i
cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisaé powigzania branzowe, w szczeg6dlnosci przez wskazanie podmiotu, z
ktérym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktérej dotyczy
powiazanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

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

Nie rozumiem, jaki zwiazek ze ztozeniem przeze mnie niniejszych uwag ma fakt, ze
czlonkowie mojej rodziny pracuja w firmach doradczych w obszarze refundacji lekow.

Michat Jachimowicz

15.11.2024, 16:37:06

15.11.2024, Warszawa

Kwalifikowany podpis elektroniczny

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



2. Czesc¢ Il - Uwagi
1.Uwagi ogodlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

str. 30 oraz 36,
rozdziat 4.1.3

Tre$¢ AWA:
W opinii analitykow Agencji wigczone do przegladu badania RWE nie spetniajg kryteriow
wigczenia (brak publikacji petnotekstowey).

Odpowiedz:

Zgodnie z kryterium PICOS dotyczgcego metodyki, ktére zostato zawarte w Analizie Klinicznej,
do przegladu witagczano ,[...] abstrakty konferencyjne do badan pierwotnych, zawierajgce
wyniki dla najdtuzszego dostepnego okresu obserwacji”. W zwigzku z powyzszym, zgodnie z
opinig analitykdw, badania opublikowane jako materiaty konferencyjne Kunkel 2023_ab konf,
Cormier-Daire 2023_poster, Allegri 2024_ab konf spetnity kryteria PICOS i zasadne jest ich
wigczenie do Analizy Kliniczne;.

Dodatkowo, warto zaznaczyé, Zze ze wzgledu na niskg czesto$¢ choroby jaka jest
achondroplazja oraz brak innych dowodéw klinicznych pochodzacych z rzeczywistej praktyki
klinicznej, zasadne jest uwzglednienie materiatéw konferencyjnych z badan RWE (mimo, iz ich
wyniki nalezy traktowa¢ z ostroznoscig, ze wzgledu na brak mozliwosci przeprowadzenia
doktadnej oceny jakosci badan). Co istotne, wyniki z przedstawionych badan RWE sg spdjne
z wynikami z badan eksperymentalnych i potwierdzajg skutecznos¢ WOS w zwigkszeniu
tempa wzrostu, co dostarcza waznych informacji dotyczgcych praktycznej skutecznosci
wnioskowanej interwencji.

Dodatkowo, zidentyfikowane w wyniku aktualizacji przegladu systematycznego badanie RWE
opublikowane w abstrakcie konferencyjnym Derocher 2024_ab konf (ktére nie zostalo
wigczone do analizy, ze wzgledu na brak spetnienie kryteriow witgczenia okreslonych w
PICOS) dostarczyto istotnych danych dotyczacych skutecznosci WOS w zakresie wydituzenia
kosci, a takze poprawy ich wytrzymatosci. W badaniu wykazano, ze WOS przyczynit sig¢ do
wydtuzenia kosci $rédrecza oraz zwiekszenia powierzchni korowej, co jest zwigzane ze
wzrostem wytrzymatosci kosci. Szczegotowe informacje zawarto w dyskusji w rozdziale 16.
Analizy Klinicznej.

str. 36 rozdziat
4.1.3.2. oraz str.
57 rozdziat 4.3

Tres¢ AWA:

W AKL Whnioskodawcy wskazano na brak danych dotyczgcych utraty pacjentow z faz
przedtuzonych (111-208, 111-302); NG
]
I Fovvyssze przekiada sie na brak mozliwo$ci

Jjednoznacznego wnioskowania o skutecznos$ci dfugoterminowej wosorytydu.

oraz

W obu fazach przedtuzonych badan odnotowano wysokg utrate pacjentéw z badan oraz
niewielka liczbe/brak wynikow pacjentéw umozliwiajgcych ocene parametrow wzrostu. Autorzy
wskazujg na problemy z regularnymi, standardowymi wizytami monitorujgcymi w okresie
pandemii COVID-19, co mogfo mie¢ wptyw na dostepno$¢ wynikéw. Natomiast analiza
pacjentéw, ktorzy dyskontynuowali leczenie/udziat w badaniu

Odpowiedz:

Analitycy zgadzajg sie z uwagg dotyczaca ograniczonej liczebnosci chorych badanych w
najdtuzszych dostepnych okresach obserwacji (co zostato zawarte w ograniczeniach do
Analizy Klinicznej w rozdziale 14.). Nalezy jednak zaznaczy¢, ze przyczyng niewielkiej liczby
chorych w najdtuzszych dostepnych okresach obserwacji nie byta wysoka utrata chorych z
badan.

.
I Dodatkowo nalezy zaznaczyé, ze chorzy, ktorzy w

randomizowanym okresie badania przyjmowali placebo byli krocej leczeni wosorytydem.




|
~
|

Dodatkowo, nalezy podkresli¢, ze ze wzgledu na fakt, ze achondroplazja jest chorobg rzadka,
nie nalezy oczekiwac, ze liczebnosé grup w badaniach klinicznych bedzie wysoka

str. 36 rozdziat
4.1.3.2.oraz str.
58 rozdziat 4.3

=
(0]
18
O
>
=
>

oraz

Nalezy jednocze$nie podkredlic zasadnicze ograniczenia w mozliwo$ci jednoznacznego
wnioskowania (fazy przedfuzone badann — 111-208 oraz 111-302) nt. dtugoterminowej
skutecznosci oraz utrzymywaniu sie korzystnego efektu wosorytydu w czasie ze wzgledu na
bardzo matg liczebno$c/brak pacjentéw z dostepnymi wynikami ocenianych parametrow
(dostepne pojedyncze wyniki),

Odpowiedz:
Dilugoterminowa skuteczno$¢ WOS w Analizie Klinicznej z badan 111-208 oraz 111-302
zostata przedstawiona

T

na podstawie opublikowanych materiatéw
konferencyjnych — 111-302 (Savarirayan 2024)_ab konf, 111-302 (Savarirayan2024)_poster,
111-208 (Savarirayan 2024b)_poster (rozdziaty 8.2 oraz 8.3 AKL).
Warto podkresli¢, ze w rozdziale 8.2 AKL przedstawiono dtugoterminowg skutecznos¢ WOS
na podstawie opublikowanej analizy poréwnawczej obejmujgcej co najmniej 3-letni okres
obserwacji chorych leczonych WOS w poréwnaniu z dopasowang grupg nieleczonych chorych
z badania CLARITY. Co wiecej, rowniez w publikacji gtdwnej do badania 111-302 (Savarirayan
2021) przedstawiono dtugoterminowe wyniki skutecznosci WOS (okres obserwaciji: 104. tyg.)
i zestawiono je z wynikami dla chorych przyjmujgcych PLC. Dodatkowo, w opublikowanym
materiale konferencyjnym Savarirayan 2024 _poster przedstawiono réwniez wyniki dla okresu
obserwacji wynoszgcego 4 lata.
Z kolei w rozdziale 8.3 AKL diugoterminowa skuteczno$¢ WOS zostata przedstawiona rowniez
w oparciu opublikowane dane z posteru konferencyjnego, w ktérym uwzgledniono wyniki
obejmujgce 1,2,3 i 4-letni okres obserwaciji.

Podsumowujgc, przedstawione w rozdziatach 8.2 i 8.3 analizy poréwnawcze na podstawie
danych dtugoterminowych nie pochodzg wytgcznie z materiatdéw poufnych otrzymanych od
Whnioskodawcy, ale sg dostepne rowniez w domenie publicznej. Nalezy podkresli¢, ze
przeprowadzone analizy podituzne i przekrojowe pozwalajg jednoznacznie wnioskowaé o
wysokiej skutecznosci WOS réwniez w diugim okresie obserwac;ji.

str. 35, rozdziat
4.1.4.

dfugoterminowej skutecznosci i bezpieczenstwie terapii wosorytydem; ponadto, przyjety okres
obserwacji badania moze by¢ niewystarczajgcy do zaobserwowania roznic w zakresie
niektérych punktéw koncowych (np. proporcji gérnego do dolnego segmentu ciata).




skutecznosci leczenia nastepujg co 6 mies. co rowniez jest zgodne z oceng skuteczno$ci
przedstawiong w AKL na podstawie przediuzeh badan 111-205, 111-208, 111-302.

I - -« c w przediuzeniach badan 111-206 oraz 111-302 (szczegdtowy opis
dotyczgcy danych diugoterminowych zawarto réwniez w odpowiedziach na uwage Agencji
odnosnie danych dlugoterminowych z badan 111-208 i 111-302
.|

Nalezy rowniez wzig¢ pod uwage, ze achondroplazja nalezy do chordb rzadkich oraz
wosorytyd stanowi obecnie jedyng zarejestrowang i skuteczng metode leczenia
ukierunkowang na przyczyne choroby. Dlatego, diugoterminowe celowe niepodawanie
leczenia (dodatkowo skutecznego) bytoby wysoce nieetyczne. Nalezy réwniez podkresli¢, ze
biorac pod uwage charakter choroby i fakt, ze leczenie powinno zosta¢ wdrozone na jak
najwczesniejszym etapie (ze wzgledu na ograniczone ,okno” wzrostu w dziecinstwie
i szczegolnie szybkie narastanie deficytow wzrostu u dzieci z achondroplazjg w pierwszych
kilku latach zycia) oraz moze by¢ podawanie jedynie do momentu zamknigcia nasad kosci
dtugich, przeprowadzenie badania RCT w diuzszym niz 52 tyg. okresie obserwacji bytoby
catkowicie nieetyczne.

Dodatkowo, nalezy wzigé pod uwage, ze w Analizie klinicznej zostata uwzgledniona réwniez
analiza poréwnawcza wynikéw dla chorych leczonych w ramach programu klinicznego dla
WOS i chorych nieleczonych (z badania CLARITY), ktéra potwierdzita trwatosé efektu
terapeutycznego WOS. Dane te wskazujg jednoznacznie, ze w poréwnaniu z naturalnym
przebiegiem choroby, WOS wykazuje skutecznos¢ w zakresie poprawy wzrostu chorych.

Rozdziat 5.3.1.
5. akapit
oraz
str. 35,
rozdziat 4.1.4.
oraz
str. 45 rozdziat
4211

Tres¢ AWA:

Wyniki dostepnych prob klinicznych nie potwierdzajg réwniez znamiennego wptywu WOS na
Jjako$c zycia pacjentow.

oraz

W zwigzku ze skuteczno$cig terapii WOS w zakresie poprawy wzrostu chorych mozna
spodziewac sie pozytywnego wplywu badanej interwencji na jako$¢ zycia chorych. Dane z fazy
przedtuzonej badania 111-302 dla 3-letniego okresu obserwacji mogg sugerowac korzysci w
zakresie poprawy jakoSci zycia (zmiana wyniku wg kwestionariuszu QoLISSY wzgledem
wartosci poczatkowych) w subpopulacji pacjentow uzyskujgcych poprawe w zakresie
parametru wzrostu Z-score wzgledem chorych ogdtem. Dostepne dane obarczone sg
niepewnodciq — wskazuje sie na potrzebe dalszych badan dla potwierdzenia efektow
dtugoterminowych leczenia.

Odpowiedz:
Cytowana argumentacja ,wyniki dostepnych préb klinicznych nie potwierdzajg znamiennego
wpfywu WOS na jako$¢ Zycia pacjentéw” nie jest prawdziwa i opiera sie wytacznie na braku
dostepnosci badan, w ktérych chorzy na achondroplazje, stosujgcy wosorytyd, wypetnialiby
kwestionariusze EQ-5D (modelowanie jakosci zycia w Analizie ekonomicznej opiera sie na
danych EQ-5D). Jednakze nalezy zaznaczy¢, ze odnalezione dane EQ-5D dotyczgce chorych
na achondroplazje (badanie LIAISE) sg stabo skorelowane ze standardowym wynikiem
wzrostu, co rzutuje na niekorzystnych wynikach dotyczacych efektéw klinicznych, tj.
zwigzanych z osigganiem wyzszego wzrostu, przy zastosowaniu zaleznosci QoL (Z-score) =
EQ-5D(Z-score), zatem kwestionariusze te nie sg najlepszym narzgdziem w kontek$cie oceny
~Wplywu na jako$¢ zycia pacjentow”. W kontekscie jakosci zycia mierzonego za pomocg innych
kwestionariuszy, m.in. QoLISSY i PedsQL, wykazano duzo mocniejsze korelacje ze
standardowym wynikiem wzrostu. Kwestionariusze te zostaly opracowane wiasnie w
kontekscie mtodszych chorych o zmniejszonym wzroscie, czym zyskujg przewage w
badaniach klinicznych nad bardzo ogéinym, lecz uniwersalnym, narzedziem jakim jest EQ-5D.
Zatem ograniczanie sie jedynie do kwestionariuszy EQ-5D nie bedzie oddawa¢ w petni oceny
jakosci zycia chorych na tak wielowymiarowsg i specyficzng chorobe jak achondroplazja.
Ponadto, w Analizie problemu decyzyjnego oraz Analizie ekonomicznej przedstawiono wyniki
oraz paneli eksperckich potwierdzajgcych pozytywny wptyw wosorytydu
na jakosc¢ zycia chorych na achondroplazje.
Omoéwienie wpltywu WOS na jakos$¢ zycia chorych z achondroplazjg zawarto réwniez w
dyskusji w rozdziale 16. Analizy Klinicznej:
W badaniach 111-206 oraz 111-301 wptyw WOS na jakos$¢ Zycia chorych oceniono za pomocg
kwestionariuszy ITQoL, WeeFIM II, BSID-Ill, PedsQL oraz QoLISSY. W 52. tyg. leczenia nie
zaobserwowano istotnych klinicznie réznic miedzy grupg WOS i PLC. Jednak zgodnie z
danymi dfugoterminowymi (do 3 lat leczenia), wosorytyd poprawia HRQoL u dzieci z ACH,
szczegdlnie w zakresie wynikow w domenie fizycznej [111-302 (Savarirayan 2024 _a) _poster].
Wptyw leczenia WOS na HRQoL moze byc jednak niedoszacowany, poniewaz chorzy na ACH
rozwijaja mechanizmy adaptacyjne zwigzane z radzeniem sobie w codziennym zyciu, w
zwigzku z czym mogq bardziej pozytywnie postrzega¢ swdj stan zdrowia. Zjawisko to




okreslane jest jako ,paradoks niepetnosprawnosci” i polega na niedocenianiu przez chorych
wptywu achondroplazji na codziennie funkcjonowanie, poniewaz nigdy nie doswiadczyli Zycia
bez choroby [Albrecht 1999, Constantinides 2022]. Nalezy takze zaznaczy¢, ze w badaniach
klinicznych wykazano korelacje miedzy poprawg wzrostu chorych na ACH a poprawg HRQoL
[Irving 2021, 111-302 (Savarirayan 2024_a) poster]. Diugoterminowe dane, tj. uzyskane po 3
latach leczenia WOS, wskazujg, ze u chorych, ktérzy osiggneli zmiane = 1 Z-score wzrostu do
wieku, Srednia zmiana wyniku w domenie fizycznej jakoSci zycia kwestionariusza QoLISSY
byta wyzsza w poréwnaniu z chorymi bez zmiany = 1 Z-score. Dodatkowo WOS istotnie
klinicznie poprawia gtéwne wskazniki wzrostu, dlatego mozna wnioskowac¢ o pozytywnym
wptywie badanej interwencji na jakoSc¢ Zycia chorych. Nalezy zaznaczyc¢, Ze potencjalny
pozytywny wptyw leczenia WOS na jakos$¢ zycia chorych na ACH podkreslajg
I icczynarodowi eksperci kliniczni w panelu Delphi opublikowanym w
2022 roku. Zgodnie z ich opinig dzieki zastosowaniu leczenia przyczynowego mozliwe jest
unikniecie bolesnego zabiegu operacyjnego rozciggania kosci, zmniejszenie tendencji do
obcigzen konczyn dolnych, skutkujgcych konieczno$cig noszenia butow ortopedycznych, czy
redukcja béléw kostno-stawowych |GGG s-2rirayan 2022].”

Rozdziat 5.3.1.
4. akapit
oraz
str. 35,
rozdziat 4.1.4.

Tres¢ AWA:

W modelu uwzgledniono kilka komplikacji/powiktarn wystepujgcych u oséb z achondroplazja,
ktorych czestos¢ skorelowano ze standardowym wynikiem wzrostu. WS$réd analizowanych
komplikacji, ktorych czesto$¢ w przypadku achondroplazji istotnie przewyzsza czesto$¢ w
populacji ogodlnej, uwzgledniono: zwezenie otworu wielkiego, wodogfowie (wymagajgce
implementacji bocznika), bezdech senny, stenoze kanatu kregowego, kifoze, znieksztatcenie
szpotawe stawu kolanowego, choroby sercowo-naczyniowe, zapalenie ucha Srodkowego oraz
wady zgryzu. Nalezy mie¢ na uwadze, Ze nie zidentyfikowano danych naukowych
potwierdzajgcych ww. korelacje, co niewatpliwie stanowi zrédfo niepewno$ci. [...] nalezy
podkredlic brak dowodow naukowych w zakresie wptywu WOS na redukcje czestosci
wystepowania komplikacji medycznych ACH, w tym tych, ktérych czesto$¢ w przypadku
achondroplazji istotnie przewyzsza czesto$¢ w populacji ogolnej.

Odpowiedz:
Wiele konsekwencji achondroplazji dot. ograniczonego wzrostu endochondralnego ujawnia sie
dopiero w wieku dorostym, a nawet kilkadziesigt lat po tym, jak mingta mozliwosc
interweniowania na zaburzony wzrost chorego. Ze wzgledu na rzadkos$¢ wystepowania
choroby i zwigzane z nig ramy czasowe, trudno jest uzyska¢ dowody na skutecznosc
wosorytydu w tagodzeniu powiktan wynikajacych z ograniczonego wzrostu endochondralnego
w ACH.
Jednakze w badaniach klinicznych dotyczgcych wosorytydu udowodniono istotny i utrzymujacy
sie pozytywny wplyw terapii wosorytydem na wzrost/standardowy wynik wzrostu chorego
(m.in. badania 111-301, 111-206, 111-208), przy czym réwniez wykazano negatywng korelacje
wzrostu z wystepowaniem wymienionych komplikacji (badanie LIAISE?). Z powyzszych dwoch
zaleznosci wynika uzyskana w analizie zalezno$¢ zmniejszenia czestosci komplikacji w
przypadku stosowania terapii wosorytydem.
Ponadto wstepne wyniki MRI u pacjentéw w wieku ponizej 5 lat w RCT Il fazy wykazujg 44%
wzrost w stosunku do wartosci wyjsciowej w obszarze otworu wielkiego u niemowlat leczonych
produktem VOXZOGO® w 52. tygodniu, w poréwnaniu ze wzrostem 25% u niemowlat
otrzymujacych placebo [Savarirayan 2024] co potwierdza przyjete zatozenie w kontekscie
ryzyka zwiekszenia otworu wielkiego.
Wptyw leczenia wosorytydem na czestos¢ wystepowania zwezenia otworu wielkiego u
pacjentow z ACH w wieku ponizej 1 roku zycia jest dalej badana w ramach badania klinicznego
111-209.
W kontekscie danych naukowych spoza badan klinicznych nalezy uwzgledni¢ | ENEGcGczNGEG
panele dyskusyjne (m.in. Delphi). Zdania klinicystow z Polski oraz z
innych krajow sg spdjne co do tego, ze wosorytyd ma pozytywny wptyw na zmniejszenie
czestosci wystepowania komplikacji takich jak stenoza kanatu kregowego, kifoza, obturacyjny
bezdech senny i zwezenie otworu wielkiego. Eksperci podkres$lajg réwniez, ze zmniejszenie
czestosci komplikaciji jest tym wyrazniejsze im wczesniejsze jest rozpoczecie terapii. Poniewaz
wosorytyd poprawia wzrost/standardowy wynik wzrostu chorego, przy zachowaniu znacznie
lepszej proporcjonalnosci wzrostu kosci chorego (w poréwnaniu z operacjg wydtuzenia
konczyn, ktéra wydtuza wytgcznie wydtuzane konczyny), zatozenie o korelacji miedzy
standardowym wynikiem wzrostu a czestoscig wymienionych komplikacji jest tym bardziej
uzasadnione.
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Zatozenie to jest natomiast ograniczone w kontekscie chorych nieleczonych wosorytydem,
korzystajgcych z operacji wydtuZzania konczyn, ktéra to operacja nie musi redukowac ryzyka
wystepowania wybranych komplikacji, mimo polepszenia wzrostu/standardowego wzrostu
chorego. W takim kontekscie nalezy zgodzi¢ sie z uwagami Agencji. To ograniczenie jest
natomiast konserwatywne w konteks$cie analizowanego poréwnania WOS vs BSC.

Warto réwniez zaznaczy¢, ze oméwienie wptywu WOS na redukcje czestosci wystepowania
komplikacji medycznych ACH zawarto w dyskusji w rozdziale 16. Analizy Klinicznej:

,Obecnie dowody kliniczne potwierdzajgce korzystny wptyw WOS na przebieg chorob
wspotistniejgcych i powiktan, konieczno$c¢ zastosowania interwencji chirurgicznych czy
leczenia objawowego sg ograniczone. Warto jednak podkreslic, ze analiza MRI
przeprowadzona w badaniu 111-206 w celu oceny wplywu WOS na morfologie mézgu oraz
czaszki wykazata ok. 44% wzrost powierzchni otworu wielkiego wzgledem wartosci
poczatkowych u niemowlat leczonych WOS w porédwnaniu ze wzrostem o 25% u niemowlat
przyjmujgcych PLC. Wyniki te mogg mie¢ kluczowe znaczenie w zakresie zgonéw niemowlagt
spowodowanych zwezeniem otworu wielkiego i uciskiem szyjno-rdzeniowym. Szacuje sie, ze
niemowleta z achondroplazjg i zwezeniem otworu wielkiego majg 3-6 razy wigeksze ryzyko
zgonu w poréwnaniu ze zdrowymi dziecmi o $rednim wzroscie, a okoto 1/4 wszystkich chorych
z ACH wymaga przeprowadzenia operacji z powodu stenozy kregostupa [Hecht 1987, Hunter
1998]. Wptyw WOS na niemowleta z ACH z objawowym uciskiem szyjno-rdzeniowym jest
obecnie badany w trwajgcym badaniu 111-209. Na uwage zastuguje takze fakt, ze az 275%
ekspertéw panelu Delphi uwaza, ze WOS ma prawdopodobnie pozytywny wptyw na czestos$c
wystepowania objawowego zwezenia kregostupa, kifozy, obturacyjnego bezdechu sennego i
zwezenia otworu wielkiego przy wczesnym rozpoczeciu leczenia [Savarirayan 2022b]. | EGEGEIR

Skutecznosé

WOS w zakresie redukcji powiktann moze by¢ szczegdlnie istotna z uwagi na fakt, ze u okofo
10% chorych niemowlagt z achondroplazjg wystepuje ciezkie zwezenie otworu wielkiego,
wymagajgce operacji dekompresji [Pauli 2019]. Zgodne z opiniami ekspertéw zmiany w
zakresie morfologii czaszki i mézgu sgq niezwykle istotne dla chorych, gdyz mogg miec¢ wptyw
na poprawe wentylacji, a takze przyczynia¢ sie do zmniejszenia ryzyka nawracajgcych
zakazen drég oddechowych. Eksperci zaznaczaja, ze u chorych z achondroplazjg nalezy takze
zwréci¢ uwage na inne niz zwigzane ze wzrostem korzysci zdrowotne z leczenia WOS,
wynikajgce z redukcji liczby skomplikowanych i ryzykownych interwencji chirurgicznych oraz
zwigzanego z nimi bdlu, ktéry znacznie pogarsza jakosS¢ zycia chorych [Wrobel 2024].”

str. 36,
rozdziat 4.1.4

Tres¢ AWA:
Trudnosci w dokonaniu powtarzalnego pomiaru wzrostu/oceny dfugosci ciata w populacji
miodszych pacjentow (<6 mies. zycia), moggcych wptywac na wyniki w tej grupie pacjentow.

Odpowiedz:

Warto zaznaczyé, ze produkt leczniczy VOXZOGO® zarejestrowany jest od 4 miesigca zycia
(co jest zgodne z zapisami ustalonego przez Ministra Zdrowia

Programu Lekowego ,LECZENIE PACJENTOW Z ACHONDROPLAZJA” (ICD-10: Q77.4)).
Co istotne, w przebiegu achondroplazji niezwykle istotne jest podanie choremu leku na jak
najwczesniejszym etapie zycia, aby unikngé znacznego obcigzenia chorobg zwigzang m.in. z
licznymi operacjami chirurgicznymi i powiktaniami choroby.

W badaniach klinicznych dla WOS raportowano ogdlnie korzystny wplyw leczenia badanej
interwencji w najmtodszej grupie wiekowej. Zatem pomimo trudnosci jakie moze sprawiac
ocena parametrow w najmtodszej grupie chorych, skutecznos¢ leczenia WOS w tej grupie
wskazuje na silng potrzebe ich leczenia (co znajduje odzwierciedlenie w brzmieniu
zarejestrowanego przez EMA wskazania). Dodatkowo, WOS cechuje sie akceptowalnym
profilem bezpieczenstwa.

W zwigzku z powyzszym, ograniczenie zidentyfikowane przez analitykow Agencji nie ma
istotnego wptywu na wnioskowanie oraz nie ma podstaw merytorycznych do tego, aby
ograniczenie to mogto wptywa¢ negatywnie na postrzeganie skutecznosci analizowanej
interwencji w omawianej grupie wiekowe;.

str. 36,
rozdziat 4.1.4

Tres¢ AWA:
W AKL Whioskodawcy brak szczegotowego opisu metodyki oraz wynikow wigczonego do
analizy badania wtérnego (Murton 2023).

Odpowiedz:
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Szczegotowy opis metodyki oraz wynikdw wigczonego do analizy badania wtérnego (Murton
2023) zostat przedstawiony w rozdziale 3.6 oraz w zalgcznikach 17.8., 17.9 AKL (Tabela 102.
oraz 103.)

str. 57,
rozdziat 4.3

Tre$¢ AWA:

Kryteria wykluczenia w obu RCTs obejmujg szereg schorzen (m.in. cukrzyca insulinozalezna,
zaburzenia endokrynologiczne, sercowo-naczyniowe, autoimmunologiczne choroby zapalne,
niewydolno$c¢ nerek, niedobdr wit. D) wplywajgcych na ostateczng charakterystyke populacji
wigczonej do badan pod katem obcigzenia chorobami wspdtistniejgcymi, co ogranicza
mozliwo$¢ ekstrapolacji wynikow z badan na populacje ogdlng pacjentéw pediatrycznych z
achondroplazjg.

Odpowiedz:

Nalezy zaznaczy¢, ze kryteria wykluczenia z badan RCTs sg zgodne z zapisem ustalonego
przez Ministra Zdrowia Programu Lekowego ,LECZENIE PACJENTOW Z
ACHONDROPLAZJA” (ICD-10: Q77.4), ktory przewiduje wiaczenie do programu chorych z
adekwatng wydolnoscig narzadowg okreslong na podstawie wynikéw badan laboratoryjnych
umozliwiajgca w opinii lekarza prowadzacego bezpieczne rozpoczecie terapii.

Dodatkowo, nalezy zaznaczy¢, ze Analitycy Agencji nie zgtosili uwag do nastepujgcych
zatozen "Podczas szacowania populacji przyjeto zatozenie, ze kryterium dotyczace
adekwatnej wydolnoéci narzgdowej nie wptynie na wielko$¢ populacji chorych, ktérzy
rozpoczeliby terapie wosorytydem w przypadku jego refundacji. W uzasadnieniu wskazano, ze
pomimo potencjalnej dyskwalifikacji czesci populacji docelowej ze wzgledu na ww. kryterium,
nalezy oczekiwac, ze bedzie ona skutkowaé jedynie opdznieniem momentu rozpoczecia
leczenia i nie nalezy spodziewac sig¢ przypadkéw chorych na achondroplazje, ktérzy przez
utrzymujacg sie niewydolno$¢ narzadowg przez caly okres dorastania nie rozpoczng terapii
wosorytydem.”

Rozdziat 5.3.1.
4. akapit

Tres¢ AWA:

W kazdym cyklu przypisano chorym prawdopodobieristwo wystagpienia komplikacji, ktére poza
naliczanymi kosztami powigzano roéwniez z okresowym obnizeniem jakoSci Zzycia.
Zastosowano uproszczenie polegajgce na tym, Ze konsekwencje zdarzen takich jak
komplikacje lub operacja wydtuzenia kornczyn uwzgledniono wytgcznie w cyklu, w ktérym
wystagpity — nie modelowano oddzielnie dtugofalowych konsekwencji zwigzanych z
wystapieniem tych zdarzen, lecz wszystkie konsekwencje skumulowano w jednym cyklu.

Odpowiedz:
Prawdg jest, ze roztozenie (skumulowanych w jednym cyklu) kosztdw lub obnizonej jakosci
zycia na wiecej niz jeden cykl mogtoby nieco lepiej modelowac¢ catkowite wyniki w horyzoncie
czasowym ze wzgledu na wptyw dyskontowania oraz wptyw potencjalnego zgonu pacjenta w
niedalekiej przysztosci po wystgpieniu danej komplikacji lub operacji wydtuzenia konczyn.
Jednakze na korzys¢ przyjetego uproszczenia dziata:
wystarczajgco duza dtugos¢ cyklu (1 rok), pozwalajaca najczesciej uchwyci¢ wszystkie
koszty i konsekwencje zwigzane ze zdarzeniem,
niezbyt duza $miertelnos¢ chorych, po okresie niemowlecym tylko nieco wigksza niz
Smiertelnos¢ w populacji ogdinej.
Zatem potencjalne ,przesunigcie” kosztéw lub efekidw zdrowotnych na pdzniejsze cykle
horyzontu czasowego powinno mie¢ marginalny wptyw na wyniki analizy, tj. mniejszy wptyw
niz niepewnos$ci zwigzane z przyjetymi warto$ciami parametréw w modelu.
Ponadto, w kontekécie przytoczonego fragmentu, =zatozenie braku dtugofalowych
konsekwencji zwigzanych z operacjg wydtuzenia koriczyn nie jest prawda, gdyz w Analizie
ekonomicznej zatozono wplyw operacji wydiuzenia konczyn na wzrost, a wiec réwniez na
standardowy wynik wzrostu, a tym samym na naliczanie dodatkowych efektéw zdrowotnych
we wszystkich cyklach po takiej operacji, zgodnie z przyjetg zaleznoscig QoL (Z-score).

Rozdziat 5.3.2.
4. akapit

Tres¢ AWA:

w kontekScie oceny jakoSci zycia nalezy zwrdci¢ uwage na kwestie jej pomiaru w populacji
pediatrycznej — uwzgledniono dane z badania przeprowadzonego z udziatem dorostych
pacjentéw, gdzie Srednia wieku wynosita 49 lat (Christensen 2007). Nalezy zauwazyc¢, ze
zwigzek miedzy wzrostem a jakoScig zycia oparty na populacji dorostych moze nie byc¢
analogiczny u dzieci. Ponadto, w analizie nie przeprowadzono dyskusji tej kwestii.

Odpowiedz:
Ograniczenie to jest jak najbardziej stuszne, natomiast warto zwréci¢ uwage na to, ze horyzont
czasowy analizy obejmuje cate zycie chorego. W przypadku $redniej dlugosci zycia




-12 -

Ograniczenie wigzace sie z wykorzystaniem danych dotyczgcych populacji dorostych zostato
wspomniane w rozdziale ,Ograniczenia” Analizy ekonomicznej: ,W kontek$cie modelowania
JjakoSci zycia chorych ograniczenie wigze sig zatem z zatoZzeniem, Ze istnieje zwigzek
przyczynowy miedzy wzrostem lub standardowym wynikiem wzrostu a jakoscig zycia EQ-5D
oraz ze dane Christensen 2007, raportujgce zaleznos$c jakoSci zycia od standardowego wyniku
wzrostu populacji ogdlnej dorostych obywateli Wielkiej Brytanii, mogg by¢ wykorzystane w
przypadku modelowanych chorych na achondroplazje.”.

Ponadto, w ramach walidacji konwergencji Analizy ekonomicznej przytoczono m.in. analizy
Christensen 2010, Takeda 2010, ktére réwniez dotyczg populacji (wyjsciowo) pediatrycznej, a
w ktérych réwniez wykorzystano dane z badania Christensen 2007, co moze wskazywac na
to, Zze mimo przytoczonych ograniczen, przyjete modelowanie jest stuszne.

Rozdziat 5.3.2.

4. akapit

Tre$¢ AWA:

badanie Christensen 2007 obejmuje populacje o0going a nie osoby z achondroplazjg —
kwestionowane moze by¢ zatem przenoszenie danych dot. jakosci zycia z populacji ogoinej
na pacjentow z achondroplazjg o analogicznym wzroscie, ktorzy oprdcz innych objawow
choroby majg dodatkowo krotsze ramiona i dysproporcjonalno$c, co najpewniej negatywnie
wpfywa na ich jako$¢ zycia.

Odpowiedz:

Wspomniane ograniczenie jest co najwyzej konserwatywne, poniewaz rozwdj chorych
stosujgcych WOS jest blizszy rozwojowi populacji ogdinej w poréwnaniu z rozwojem chorych
stosujgcych BSC. Potencjalna ,poprawka na dodatkowy negatywny wplyw na jakos¢ zycia”
oznaczataby zatem pogorszenie jakosci zycia leczonych wosorytydem i jeszcze wigksze
pogorszenie jakosci zycia leczonych BSC. W konsekwenciji taka poprawka powinna skutkowac¢
jeszcze wigksza réznicg w catkowitych inkrementalnych QALY.

Ponadto, w ramach walidacji konwergencji Analizy ekonomicznej przytoczono m.in. analizy
Christensen 2010, Takeda 2010, ktore rowniez dotyczg schorzen zwigzanych z niskorostoscig,
a w ktorych réwniez wykorzystano dane z badania Christensen 2007, jako jedynego
dostepnego zrédta danych, co moze wskazywaé na to, ze mimo przytoczonych ograniczen,
przyjete modelowanie jest stuszne.

Rozdziat 5.3.3.

Uwaga:

W opinii analitykow Agencji dostepne sg w domenie publicznej raporty z oceny VOXZOGO
(np. przeprowadzone przez FINOSE czy NCPE), pozwalajgce na dyskusje przyjetych w AE
wnioskodawcy zatozen.

Odpowiedz:

Po zapoznaniu sie z przedstawiong dokumentacjg nie zidentyfikowano dodatkowych (poza
opisanymi w kontekscie uwzglednionych 4 analiz) réznic miedzy Analizg ekonomiczng a
analizg FINOSE lub NCPE. Przytoczone analizy potwierdzajg natomiast m.in.:

Se‘kcjas konstrukcje modelu
k(;/r:/\?vlgggjr?cji wybor komparatora,
dawkowanie wosorytydu,
zasadnos¢ dozywotniego horyzontu czasowego,
dobdr komplikacji istotnych w kontekscie achondroplazji,
uwzglednienie operacji wydtuzenia konczyn,
uwzglednienie jakosci zycia opiekuna/éw chorego,
modelowanie jakosci Zycia na podstawie badania Christensen 2007
Rozdziat 6.3. Odpowiedz:
Tabela 27. Sobowlecz

Wiersz 7.
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* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy w

przypadku uwag ogolinych.

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

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* 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 srodkow publicznych

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwaygi

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

ogolnych.

a. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

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

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 osob 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,
nastepujace informacje:

1)

2)

3)

4)

5)

6)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji z siedzibg w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032), dziatajaca
na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. 0 $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkoéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z poézn. 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;

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 droga mailowa iod@aotm.gov.pl;

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

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spelniony jest warunek legalno$ci przetwarzania okre§lony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO, tj.
niezbednosci wypetnienia obowigzku 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. z 2022 r., poz. 2561 z p6zn. zm.);

informujemy, 1z podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajagcym 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
poézn. zm.);

informujemy, ze podane przez Panig/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu o
przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbgdne do
dokonania weryfikacji wystepowania lub braku wystgpowania powigzania branzowego
osoby sktadajacej] 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 Agenciji;


https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrtgm2tsnrrguytsltqmfyc4mzuhaztimztgq
https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrtgm2tsnrrguyts
https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrvgaytgnbsge4a
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7) informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powotuje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktérym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

8) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktdre uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publiczne;j
Agencji (art. 31s ust. 23 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.);

9) info)rmujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostepu do tresci swoich danych osobowych,
prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania,

10) informujemy, iz nie przyshuguje Pani/Panu w zwiagzku z art. 17 ust. 3 lit. b i d 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 2022
r., poz. 2561 z p6zn. zm.);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe bgda przechowywane przez czas niezbgdny do
przeprowadzenia weryfikacji wystgpowania lub braku powigzania branzowego, a nastgpnie
przez czas wynikajacy z przepisoOw o archiwizacji oraz zgodnie z obowiazujaca w Agencji
Oceny Technologii Medycznych 1 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 bedg przetwarzane w sposob
zautomatyzowany i nie bedg podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

14) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie beda przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji mi¢dzynarodowe
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