
Formularz zgłaszania uwag do  
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

i analiz wnioskodawcy1  

Formularz zgłaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT: 

Numer: OT.423.0.9.2025 

Tytuł: Fabhalta (iptakopan) w ramach programu lekowego „Leczenie chorych z nocną 
napadową hemoglobinurią (PNH) (ICD-10 D59.5)” 

Uwagi (pkt 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją o Powiązaniach 
Branżowych (pkt 1) należy złożyć osobiście w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych 
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bądź przesłać na adres siedziby Agencji 
za pośrednictwem 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 również przesłanie 
uwag wraz z wypełnioną i podpisaną kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracją 
o Powiązaniach Branżowych za pomocą elektronicznej skrzynki podawczej, o której mowa 
w art. 16 ust. 1a ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji działalności podmiotów 
realizujących zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1703). 
Uwagi można zgłaszać w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji 
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT po upływie tego terminu nie będą 
rozpatrywane. 

UWAGA! Zgłoszone uwagi i Deklaracja o Powiązaniach Branżowych będą publikowane 
w BIP AOTMiT2. 
1. Część I -Deklaracja o Powiązaniach Branżowych (DPB)3 – do wypełnienia w przypadku 

uwag do analizy weryfikacyjnej 

 
1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z późn. zm.) 
2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., 
poz. 146) 
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DEKLARACJA O POWIĄZANIACH BRANŻOWYCH  

A. Dane osoby składającej deklarację oraz osób z nią związanych 

1. Imię (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osoby składającej deklarację, a w przypadku, 
gdy osoba ta nie posiada numeru PESEL – data i miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo: 

Krzysztof Nojszewski  
……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 

2. Imię (imiona) i nazwisko małżonki/małżonka osoby składającej deklarację: 

 
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 

3. Imię (imiona) i nazwisko wstępnego/wstępnych w linii prostej osoby składającej deklarację: 

 
 

……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 

4. Imię (imiona) i nazwisko zstępnego/zstępnych w linii prostej osoby składającej deklarację: 

 
……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 
……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 

5. Imię (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osób, z którymi osoba składająca deklarację 
pozostaje we wspólnym pożyciu, a jeżeli nie posiadają numeru PESEL – daty i miejsca ich 
urodzenia oraz obywatelstwo: 

 
……………………………………………………………………………………………………
……………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………… 
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B. Powód złożenia i wskazanie okresu, za jaki jest składana deklaracja o powiązaniach 
branżowych (zaznaczyć właściwe) 

 kandydat na członka Rady Przejrzystości za okres 3 lat poprzedzających dzień złożenia 

deklaracji; przed powołaniem do składu Rady Przejrzystości; 

 członek Rady Przejrzystości przed każdym posiedzeniem Rady Przejrzystości za okres 

od dnia złożenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na członka Rady 

Przejrzystości, do dnia poprzedzającego posiedzenie Rady Przejrzystości, w którym 

bierze udział; 

 osoba, o której mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach 

opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), 

zwanej dalej „ustawą”, za okres jednego roku poprzedzającego dzień przyjęcia zlecenia;  

 osoba, o której mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzającego 

dzień posiedzenia Rady Przejrzystości; 

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

dzień zgłoszenia uwag. 

C. Oświadczenie (zaznaczyć właściwe) 

Oświadczam, że w stosunku do mnie, mojego małżonka/mojej małżonki, mojego zstępnego, 
wstępnego w linii prostej oraz osoby/osób, z którymi pozostaję we wspólnym pożyciu: 

nie zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy; 

 zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.: 

  
1) pełnienie funkcji członka organów spółki handlowej lub przedstawiciela 

przedsiębiorcy prowadzących działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania 

lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego, wyrobem medycznym;  

  
2) pełnienie funkcji członka organu spółki handlowej lub przedstawiciela 

przedsiębiorcy prowadzących działalność gospodarczą w zakresie świadczenia 

usług prawnych, marketingowych lub doradczych związanych z wytwarzaniem, 

obrotem lub refundacją leku, środka spożywczego specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego, wyrobu medycznego; 

  
3) pełnienie funkcji członka organów spółdzielni, stowarzyszeń lub fundacji 

prowadzących działalność, o której mowa w pkt 1 i 2; 
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4) posiadanie akcji lub udziałów w spółkach handlowych prowadzących 

działalność, o której mowa w pkt 1 i 2, oraz udziałów w spółdzielniach 

prowadzących działalność, o której mowa w pkt 1 i 2; 

  
5) prowadzenie działalności gospodarczej w zakresie, o którym mowa w pkt 1 i 2; 

  
6) wykonywanie zajęć zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy 

o świadczenie usług zarządczych, umowy zlecenia, umowy o dzieło lub innej 

umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o których mowa w pkt 

1–3, przy jednoczesnym braku złożenia oświadczenia o wykonywaniu zajęć 

zarobkowych na rzecz określonych podmiotów oraz braku wskazania 

ich zakresu. 

W przypadku:  

1) zaznaczenia, że nie zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz  

2) wykonywania przez osobę albo osoby wskazane w deklaracji zajęć zarobkowych 

na podstawie stosunku pracy, umowy o świadczenie usług zarządczych, umowy zlecenia, 

umowy o dzieło lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, 

o których mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1–3 ustawy  

– należy poniżej złożyć oświadczenie o wykonywaniu zajęć zarobkowych na rzecz określonych 

podmiotów i wskazać ich zakres. 

…………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………
………………………………………………………………………………………………… 
…………………………………………………………………………………………………
………………………………………………………………………………………………… 

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niż kandydaci na członków Rady Przejrzystości 
i członkowie Rady Przejrzystości, że zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy, 
należy poniżej opisać powiązania branżowe, w szczególności przez wskazanie podmiotu, 
z którym istnieje powiązanie branżowe, osoby wskazanej w deklaracji, której dotyczy 
powiązanie branżowe, zakresu występującego powiązania branżowego. 

…………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………
…………………………………………………………………………………………………
………………………………………………………………………………………………… 
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Jestem świadomy/świadoma odpowiedzialności karnej za złożenie fałszywego oświadczenia. 

Warszawa, 10.04.2025 

(data i miejscowość złożenia deklaracji)   (podpis osoby składającej deklarację) 
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2. Cześć II – Uwagi 

1) Uwagi ogólne do analizy weryfikacyjnej AOTMiT 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

Rozdz. 
4.1.3.2., Str. 

26.  

Dotyczy komentarza Analityków Agencji odnośnie braku rzetelnych 
badań z rzeczywistej praktyki klinicznej dla iptakopanu. 
 
Odpowiedź: 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 było zaledwie 98 pacjentów z PNH. Niska częstość 
występowania PNH utrudnia rekrutację pacjentów do badań a 
ponadto wnioskowana interwencja, iptakopan, uzyskała pozwolenie 
na dopuszczenie do obrotu stosunkowo niedawno, bo w maju 2024 
roku. Ponadto, w przypadku nowych produktów leczniczych 
stosowanych w rzadkich chorobach, w momencie składania 
wniosków refundacyjnych często nie są dostępne badania 
przeprowadzone w rzeczywistej praktyce klinicznej. Pomimo to, w 
momencie opracowywania analizy klinicznej opublikowano kilka 
badań z rzeczywistej praktyki klinicznej, dotyczących zastosowania 
iptakopanu: badania kohortowe Zhang i wsp. 2023 oraz Ye i wsp. 
2023 a także opisy przypadków Han i wsp. 2022 oraz Füreder i wsp. 
2024. W badaniach tych uczestniczyło łącznie 17 pacjentów. 
Wyniki badań z rzeczywistej praktyki klinicznej dla iptakopanu 
wskazują, że jego zastosowanie w populacji dorosłych pacjentów z 
nocną napadową hemoglobinurią wiąże się z istotnymi korzyściami 
klinicznymi: 

• brakiem konieczności przeprowadzenia transfuzji u większości 
pacjentów; 

• poprawą (wzrostem) stężenia hemoglobiny; 
• wysoką redukcją poziomu LDH; 
• redukcją liczby retikulocytów; 
• obniżeniem stężenia  bilirubiny całkowitej; 
• wzrostem wielkości klonu PNH; 
• wydłużeniem czasu przeżycia erytrocytów. 
co potwierdzają wyniki badan klinicznych III fazy. 
 

Rozdz. 10,  

Dotyczy braku zwrócenia uwagi Agencji na korzyści wynikające z 
doustnej drogi podania iptakopanu i preferencje pacjentów. 
 
Odpowiedź: 
W przypadku dostępu do kilku opcji terapeutycznych z punktu 
widzenia chorego istotną rolę oprócz efektywności odgrywa także 
droga podawania leku i czas pomiędzy przyjęciem kolejnych dawek 
leku, a także możliwość podawania leku przez samego chorego. 
Zarówno ekulizumab jak i rawulizumab, stanowiące komparatory dla 
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iptakopanu, podawane są drogą dożylną, w postaci wlewu 
wykonywanego w placówce medycznej odpowiednio co 2 lub 8 
tygodni. Z kolei pegcetakoplan podawany jest w infuzji podskórnej, 
dwa razy na tydzień za pomocą dostępnej w sprzedaży 
strzykawkowej pompy infuzyjnej. Leczenie pegcetakoplanem 
powinno rozpoczynać się pod nadzorem lekarza, a jedynie u 
pacjentów, którzy dobrze tolerowali leczenie podawane w 
doświadczonych ośrodkach medycznych, można rozważyć 
samodzielne podawanie i wykonywanie infuzji w warunkach 
domowych. Z uwagi na fakt, że w Polsce jedynie kilkanaście 
ośrodków prowadzi taką terapię, dojazd na podanie leku jest 
czasochłonny, i wymaga angażowania osób trzecich/opiekunów 
pacjentów. Ponadto oczekiwanie na wyniki badań, na wlew czy 
samo podanie leku zajmuje nawet jeden dzień i wymaga organizacji 
czasu przez pacjentów, którzy czują, że terapia wymagająca 
regularnego stawiania się w ośrodku ogranicza ich możliwości 
zawodowe i/lub plany życiowe, generując poczucie „uwiązania”. 
W przeciwieństwie do komparatorów, iptakopan wyróżnia się 
dogodną, doustną drogą podania, w postaci kapsułek twardych 
przyjmowanych dwa razy na dobę.  
Jak podkreślano w Raporcie „Sytuacja chorych na nocną napadową 
hemoglobinurię w Polsce” (Modern Healthcare Institute. Raport. 
Sytuacja chorych na nocną napadową hemoglobinurię w Polsce. 
Warszawa, 2023) nieobciążające formy podania leku, np. w postaci 
tabletek doustnych, mogą wpłynąć na poprawę jakości życia chorych, 
umożliwić powrót do normalnej aktywności zawodowej i społecznej, 
oraz odciążyć ich opiekunów. Redukcja częstości wizyt związanych z 
podaniem leku przyniesie także korzyści dla płatnika publicznego 
poprzez obniżenie kosztów związanych z wizytami i podaniem leku, a 
także korzyści dla personelu medycznego, poprzez zmniejszenie jego 
obciążenia. 
Wnioski te znajdują potwierdzenie w badaniu ankietowym De 
Castro i wsp. 2023 (CLNP023C12001B; ref 21-23 w AKL) 
przeprowadzonym wśród pacjentów z PNH leczonych 
iptakopanem, między innymi w badaniach III fazy. Chorzy ocenili 
pozytywnie wygodę leczenia doustnego (81,8%), skuteczność 
leczenia (59,1%) oraz rzadsze wizyty u lekarza (36,4%). Podanie 
doustne było określane przez respondentów jako wygodne (81,8%), 
a schemat leczenia łatwy do przestrzegania (77,3%). Niektórym 
pacjentom nie podobał się częsty schemat leczenia w badaniu 
(31,8%). Co znamienne, z grupy 18 zapytanych pacjentów 
wszyscy (100,0%) preferowali iptakopan w porównaniu z 
wcześniejszymi metodami leczenia PNH, w tym ekulizumabem i 
rawulizumabem. 

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnoszą się wniesione 
uwagi; nie dotyczy w przypadku uwag ogólnych. 
 
2) Uwagi do analiz wnioskodawcy 
a. Uwagi do analizy klinicznej 
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Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 
b. Uwagi do analizy ekonomicznej 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

c. Uwagi do analizy wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 
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Klauzula informacyjna o przetwarzaniu danych osobowych 

Informacja dotycząca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB 

Zgodnie z art. 13 ust. 1 i ust. 2 rozporządzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku 
z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego przepływu 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, 
następujące informacje: 

1) administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych 
i Taryfikacji z siedzibą w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032), 
działająca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki 
zdrowotnej finansowanych ze środków 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; 

2) administrator wyznaczył Inspektora Ochrony Danych, z którym może Pani /Pan 
skontaktować się w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres naszej 
siedziby wskazany w pkt 1 lub drogą mailową iod@aotm.gov.pl; 

3) cel przetwarzania danych osobowych jest związany z weryfikacją występowania lub braku 
występowania konfliktu interesów osoby składającej DPB; 

4) informujemy, iż przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyż 
spełniony jest warunek legalności przetwarzania określony w art. 6 ust. 1 lit. c RODO, 
tj. niezbędności wypełnienia obowiązku prawnego wynikającego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23 
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych 
ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

5) informujemy, iż podanie przez Panią/Pana danych osobowych związane jest wymogiem 
ustawowym wynikającym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach 
opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

6) informujemy, że podane przez Panią/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu 
o przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbędne 
do dokonania weryfikacji występowania lub braku występowania powiązania branżowego 
osoby składającej DPB. W przypadku osób składających DPB przy zgłaszaniu uwag 
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych będzie skutkował 
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji; 

7) informujemy, iż przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powołuje się na prawnie 
uzasadniony interes, o którym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO; 

8) informujemy, iż Pani/Pana dane osobowe będą udostępniane podmiotom, które uprawnione 
są do ich otrzymania na podstawie przepisów prawa lub podmiotom, którym Administrator 
powierzył przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku 
danych osobowych zawartych w DPB, składanej przy zgłaszaniu uwag do upublicznionej 
analizy weryfikacyjnej Agencji, będą one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej 
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Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki 
zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

9) informujemy, iż posiada Pani/Pan prawo dostępu do treści swoich danych osobowych, 
prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania; 

10) informujemy, iż nie przysługuje Pani/Panu w związku z art. 17 ust. 3 lit. b i d RODO prawo 
do usunięcia danych osobowych, prawo do przenoszenia danych osobowych, o którym 
mowa w art. 20 RODO, na podstawie art. 21 RODO prawo do sprzeciwu, wobec 
przetwarzanych danych osobowych, gdyż podstawą 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 świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych  
(Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

11) informujemy, iż Pani/Pana dane osobowe będą przechowywane przez czas niezbędny 
do przeprowadzenia weryfikacji występowania lub braku powiązania branżowego, 
a następnie przez czas wynikający z przepisów o archiwizacji oraz zgodnie z obowiązującą 
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcją kancelaryjną 
i Jednolitym Rzeczowym Wykazem Akt; 

12) Informujemy, iż przysługuje Pani/Panu prawo wniesienia skargi do organu nadzorczego, 
jeśli Pani/Pana zdaniem, przetwarzanie danych osobowych Pani/Pana - narusza przepisy 
unijnego rozporządzenia RODO; 

13) informujemy, iż Pani/Pana dane osobowe nie będą przetwarzane w sposób 
zautomatyzowany i nie będą podlegały zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym 
profilowaniu. 

14) informujemy, iż Pani/Pana dane osobowe nie będą przekazywane do państwa 
trzeciego/organizacji międzynarodowej. 
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