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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT:

Numer: |OT.423.0.9.2025

Fabhalta (iptakopan) w ramach programu lekowego ,,Leczenie chorych z nocng

Tytuk: napadowg hemoglobinurig (PNH) (ICD-10 D59.5)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetnionq 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. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest rowniez przestanie
uwag wraz z wypetnionq i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjq
o Powigzaniach BranZzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej 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, 12341 1703).

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

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powiqzaniach Branzowych bedq publikowane

w BIP AOTMiT?.

1. Cze$é 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 wyroboéw 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)



—2-
DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz osob z nia zwiazanych

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

Krzysztof Nojszewski _

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktérymi osoba skladajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:
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B. Powod zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach
branzowych (zaznaczy¢ wtasciwe)

—

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 czionka 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 srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., 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 Przejrzystosci;

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 malzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

| nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

¥ zachodza okolicznoéci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

] 1) pelienie 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) pehienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie $wiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku, §rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego;

[ 3) pelienie funkcji czlonka organéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnos¢, o ktorej mowa w pkt 11 2;
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v 4) posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych
dziatalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialéw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnos¢, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

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

[ 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy
o $wiadczenie ushug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub inne;j
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt
1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajgé
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotéw 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 ktorych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

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

podmiotdéw 1 wskazac ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkow Rady Przejrzystosci
1 cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegolnos$ci przez wskazanie podmiotu,
z ktérym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.
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Jestem $wiadomy/§wiadoma odpowiedzialno$ci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Warszawa, 10.04.2025

(data 1 miejscowos$¢ ztozenia deklaracji) (podpis osoby sktadajacej deklaracje)

Signed by /
Podpisano przez:

Krzysztof
Nojszewski

Date / Data:
2025-04-10 09:39




2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT

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

Dotyczy komentarza Analitykow Agencji odnosnie braku rzetelnych
badan z rzeczywistej praktyki klinicznej dla iptakopanu.

Odpowiedz: Nocna napadowa hemoglobinuria jest schorzeniem
bardzo rzadkim - zgodnie z danymi NFZ przedstawionymi w AWA,
w 2024 roku (do listopada) aktywnie leczonych w ramach programu
lekowego byto zaledwie 98 pacjentow z PNH. Niska czestos¢
wystepowania PNH utrudnia rekrutacje pacjentéw do badan a
ponadto wnioskowana interwencja, iptakopan, uzyskata pozwolenie
na dopuszczenie do obrotu stosunkowo niedawno, bo w maju 2024
roku. Ponadto, w przypadku nowych produktéw leczniczych
stosowanych w rzadkich chorobach, w momencie sktadania
wnioskow refundacyjnych czesto nie sg dostepne badania
przeprowadzone w rzeczywistej praktyce klinicznej. Pomimo to, w
momencie opracowywania analizy klinicznej opublikowano kilka
badan z rzeczywistej praktyki klinicznej, dotyczacych zastosowania

4 F;;dz's,[ iptakopanu: badania kohortowe Zhang i wsp. 2023 oraz Ye i wsp.
o 26 M 12023 a takze opisy przypadkow Han i wsp. 2022 oraz Fureder i wsp.

2024. W badaniach tych uczestniczyto tgcznie 17 pacjentéw.
Wyniki badan z rzeczywistej praktyki klinicznej dla iptakopanu
wskazujg, ze jego zastosowanie w populacji dorostych pacjentow z
nocng napadowg hemoglobinurig wigze sie z istotnymi korzysciami
kKlinicznymi:

e brakiem koniecznosci przeprowadzenia transfuzji u wiekszosci
pacjentow;

poprawg (wzrostem) stezenia hemoglobiny;

wysokg redukcjg poziomu LDH,;

redukcjg liczby retikulocytow;

obnizeniem stezenia bilirubiny catkowitej;

wzrostem wielkosci klonu PNH;

wydtuzeniem czasu przezycia erytrocytow.

co potwierdzajg wyniki badan klinicznych Il fazy.

Dotyczy braku zwrocenia uwagi Agencji na korzysci wynikajgce z
doustnej drogi podania iptakopanu i preferencje pacjentow.

Odpowiedz:

Rozdz. 10, |W przypadku dostepu do kilku opcji terapeutycznych z punktu
widzenia chorego istotng role oprécz efektywnosci odgrywa takze
droga podawania leku i czas pomiedzy przyjeciem kolejnych dawek
leku, a takze mozliwos¢ podawania leku przez samego chorego.
Zarowno ekulizumab jak i rawulizumab, stanowigce komparatory dla




iptakopanu, podawane sg drogg dozylng, w postaci wlewu
wykonywanego w placowce medycznej odpowiednio co 2 lub 8
tygodni. Z kolei pegcetakoplan podawany jest w infuzji podskornej,
dwa razy na tydzieh za pomoca dostepnej w sprzedazy
strzykawkowej pompy infuzyjnej. Leczenie pegcetakoplanem
powinno rozpoczynac sie pod nadzorem lekarza, a jedynie u
pacjentow, ktérzy dobrze tolerowali leczenie podawane w
doswiadczonych osrodkach medycznych, mozna rozwazyc¢
samodzielne podawanie i wykonywanie infuzji w warunkach
domowych. Z uwagi na fakt, ze w Polsce jedynie kilkanascie
osrodkow prowadzi takg terapie, dojazd na podanie leku jest
czasochtonny, i wymaga angazowania 0sob trzecich/opiekundéw
pacjentow. Ponadto oczekiwanie na wyniki badan, na wlew czy
samo podanie leku zajmuje nawet jeden dzien i wymaga organizacji
czasu przez pacjentéw, ktorzy czujg, ze terapia wymagajgca
regularnego stawiania sie w osrodku ogranicza ich mozliwosci
zawodowe i/lub plany zyciowe, generujgc poczucie ,uwigzania”.

W przeciwienstwie do komparatoréw, iptakopan wyréznia sie
dogodng, doustng droga podania, w postaci kapsutek twardych
przyjmowanych dwa razy na dobe.

Jak podkreslano w Raporcie ,Sytuacja chorych na nochg napadowag
hemoglobinurie w Polsce” (Modern Healthcare Institute. Raport.
Sytuacja chorych na nocng napadowg hemoglobinurie w Polsce.
Warszawa, 2023) nieobcigzajgce formy podania leku, np. w postaci
tabletek doustnych, mogg wptyna¢ na poprawe jakosci zycia chorych,
umozliwi¢ powrét do normalnej aktywnosci zawodowej i spotecznej,
oraz odcigzy¢ ich opiekunéw. Redukcja czestosci wizyt zwigzanych z
podaniem leku przyniesie takze korzysci dla ptatnika publicznego
poprzez obnizenie kosztow zwigzanych z wizytami i podaniem leku, a
takze korzysci dla personelu medycznego, poprzez zmniejszenie jego
obcigzenia.

Whioski te znajdujg potwierdzenie w badaniu ankietowym De
Castro i wsp. 2023 (CLNP023C12001B; ref 21-23 w AKL)
przeprowadzonym wsrod pacjentéw z PNH leczonych
iptakopanem, miedzy innymi w badaniach lll fazy. Chorzy ocenili
pozytywnie wygode leczenia doustnego (81,8%), skutecznosc¢
leczenia (59,1%) oraz rzadsze wizyty u lekarza (36,4%). Podanie
doustne byto okreslane przez respondentow jako wygodne (81,8%),
a schemat leczenia tatwy do przestrzegania (77,3%). Niektorym
pacjentom nie podobat sie czesty schemat leczenia w badaniu
(31,8%). Co znamienne, z grupy 18 zapytanych pacjentow
wszyscy (100,0%) preferowali iptakopan w poréwnaniu z
wczesniejszymi metodami leczenia PNH, w tym ekulizumabem i
rawulizumabem.

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

2) 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 srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* 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 1 ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE)
2016/679z 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)

7)

8)

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. o $§wiadczeniach 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 ktorym moze Pani /Pan
skontaktowac si¢ w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres nasze;j
siedziby wskazany w pkt 1 lub drogg mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwiagzany z weryfikacja wystgpowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby sktadajacej DPB;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spetniony jest warunek legalnos$ci przetwarzania okreslony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO,
tj. niezbednosci wypetienia 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 2024 r., poz. 146);

informujemy, iz 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 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 oséb 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 ktérym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostgpniane podmiotom, ktdre uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktorym Administrator
powierzyt przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu uwag do upublicznione;j
analizy weryfikacyjnej Agencji, b¢da 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 §rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);
9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dost¢pu 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. 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 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 S$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze S$rodkow publicznych
(Dz. U. 22024 1., poz. 146);

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

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