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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT:

Numer: | DAS.423.1.3.2025

Whiosek o objecie refundacjg leku Pemazyre (pemigatynib)

Tytul: |We wskazaniu: ,Leczenie chorych na raka watrobowokomoérkowego
(ICD-10 C22.0) lub raka drog zoétciowych (ICD-10: C22.1, C23, C24.0, C24.1,
C24.8, C24.9)”. Analiza weryfikacyjna

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetnionq i wlasnorecznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bqdz przestaé na adres siedziby Agencji
za posrednictwem operatora pocztowego w rozumieniu art. 3 pkt 12 ustawy z dnia 23 listopada
2012 r. — Prawo pocztowe (Dz. U. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest rowniez przestanie
uwag wraz z wypetnionq i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjq
o Powiqgzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dziatalnosci podmiotow
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12341 1703).

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

UWAGA! Zgtoszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedq publikowane

w BIP AOTMiT.

1. Cze$¢ 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 wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r.,
poz. 146)
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DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje¢ oraz osob z nig zwiazanych

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

MICHAL ADRIAN OPUCHLIK ; | GGG

2. Imie¢ (imiona) i nazwisko malzonki/matzonka osoby sktadajacej deklaracje:

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

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

5. Imi¢ (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL o0sdb, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty 1 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 udzial;

osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw 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 matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/0sob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

| nie zachodzg okolicznoséci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

X zachodzg okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

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

przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym,;

X 2) pelienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalnos¢ gospodarczg 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 organow spoétdzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnos¢, o ktorej mowa w pkt 11 2;
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[ 4) posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych
dziatalno$¢, o ktérej mowa w pkt 1 i1 2, oraz udzialdéw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktérej mowa w pkt 11 2;

[ 5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 11 2;

[ 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy
o $wiadczenie ustug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktorych mowa w
pkt 1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu
zaje¢ 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 s§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 zaj¢¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow 1 wskazac ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkow Rady Przejrzystosci
1 cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazane] w deklaracji, ktérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Jestem petnomocnikiem Podmiotu Odpowiedzialnego w tym postgpowaniu.



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



2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdline do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

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

Uwaga:

L~Jednoramienne badanie rejestracyjne FIGHT-202 oraz badania obserwacyjne (RWE
Lindley 2024, Ding 2025, Saverno 2025 i tgczona analiza badan retrospektywnych
Parisi 2024) zostaly ocenione w skali IHE, zaprojektowanej do oceny serii
przypadkéw (IHE 2016). Podejscie to wydaje sie nie by¢ zgodne z obowigzujgcymi
wytycznymi AOTMIT. Zgodnie z ich trescig, preferowanym narzedziem do oceny
Jako$ci badan jednoramiennych, w tym rejestracyjnego badania FIGHT-202 oraz ww.
RWE Lindley 2024, Ding 2025 i Saverno 2025 jest skala NICE a dla retrospektywnej
analizy tgczonej Parisi 2024 adekwatna wydaje sie skala Newcastle-Ottawa Scale
(NOS). Analitycy AOTMIT przeprowadzili szczegétowg ocene uwzglednionych w
analizie badan zgodnie z ww. rekomendowanymi narzedziami”

Odpowiedz:

Badania jednoramienne w ramach raportu klinicznego produktu leczniczego
Pemazyre® zostaly ocenione wg zalecanej przez NICE skali IHE do oceny badan o tej
metodyce.

Skala ta zostata wymieniona jako skala dedykowana do badan bez grupy kontrolnej
w wytycznych wydanych w 2024 roku przez NICE, w dokumencie zamieszczonym na
stronie https://www.nice.org.uk/process/pmg20 (zatgcznik H).

Wytyczne AOTMIT z 2016 roku odwotujg sie do skali NICE na podstawie ponizszej
Rozdziat referencji:

4.1.1.2 (strona |Quality = assessment for Case series. NICE guidelines (CG3);;

22) http://www.nice.org.uk/guidance/cg3/resources/appendix-4-quality-of-case-series-

form2 June 2003.

Powyzszy link podany w Wytycznych AOTMIT odwotuje do strony zawierajgcej

nieaktualne informacje nt. badan przedoperacyjnych dla zabiegéw planowanych (tytut

oryginalny: Preoperative tests for elective surgery, Clinical guideline, Reference

number:CG3).

Pomimo prob odnalezienia odpowiedniego zrédta zalecanej przez AOTMIT skali

NICE, nie udato sie odnalez¢ referencji umozliwiajgcej cytowanie jej jako wiasciwe

zrodto.

Zatem aby przeprowadzi¢ wilasciwg analize jakosci wiaczonych badan,

przeprowadzono szerokie wyszukiwanie na stronie NICE, na podstawie ktorego

odnaleziono wyzej cytowany dokument z 2024 roku.

Warto roéwniez dodaé, iz zastosowana skala IHE jest skalg umozliwiajgca

szczeg6towag ocene badania. Zostata ponadto opublikowana w publikacjach Guo

2016* oraz IHE 20125 i zostata okreslona przez NICE jako preferowana.

Ponadto, nalezy dodac, iz badanie Parisi 2024, jak i pozostate badania obserwacyjne
wigczone do Analizy Klinicznej zaklasyfikowano jako badanie jednoramienne.
Pomimo, iz badanie to stanowito analize fgczong dwoch retrospektywnych badan
klinicznych, wszyscy chorzy otrzymywali takg samg interwencje (PEM). Zatem
analiza wynikéw zostata przeprowadzona w sposob odpowiedni do analizy w badaniu
jednoramiennym.

4 Guo B., Moga C., Harstall C., Schopflocher D., A principal component analysis is conducted for a case
series quality appraisal checklist, Journal of Clinical Epidemiology 2015

5 Moga C, Guo B, Schopflocher D, Harstall C. Development of a Quality Appraisal Tool for Case Series
Studies Using a Modified Delphi Technique. Edmonton AB: Institute of Health Economics. 2012.



Rozdziat 2.
(str. 10) oraz
Rozdziat 5.2.3.
(str. 33)

Uwaga:

Odpowiedz:

Rozdziat 2.
(str. 10),
Rozdziat 6.3.
(str. 36) oraz
Rozdziat 6.3.1.
(str. 37)

Uwaga:

»Jako ograniczenie analizy analitycy wskazali [...] brak wariantu analizy wrazliwo$ci z
alternatywnym przejeciem udziatu rynku
0]
...
Il Dvie ekspertki kliniczne, od ktérych Agencja uzyskata opinie wskazujg, ze po

refundacji leku Pemazyre schemat FOLFOX, jako standard terapii bedzie nadal
stosowany przez 20% pacjentéw).”

¥y
I . = sperci Kliniczni od ktorych Agencja
uzyskata opinie wskazujg, ze FOLFOX, jako standard terapii bedzie nadal stosowany
przez 20% pacjentow.”

I
e
I D vvic ckspertki kliniczne, od ktérych
Agencja uzyskata opinie wskazujg, ze po refundacji leku Pemazyre schemat
FOLFOX, jako standard terapii bedzie nadal stosowany przez 20% pacjentow. W
analizie wrazliwo$ci wnioskodawca nie przedstawit scenariusza z alternatywnym
przejeciem udziafu rynku.”

Odpowiedz:

Rozdziat 5.2.2.
(str. 32-33)

Uwaga:

»~Whioskodawca nie przedstawit badann RCT dowodzgcych wyzszosci wnioskowanej
technologii nad refundowanym komparatorem, zatem zachodzg okolicznosci opisane
w art. 13 ust. 3 UoR. Wnioskodawca oszacowat jednak ceny z art. 13 ust. 3 zréwnujgc
koszty naliczone przy zatoZzeniu réznych efektéw zdrowotnych. Nie jest to podejscie
prawidfowe i moze prowadzi¢ do naliczenia wyzszych kosztéw skuteczniejszej
interwencji (np. zapewniajgcej dtuzsze przezycie), a w konsekwencji do tym nizszej
ceny, im wieksza skutecznos$¢ interwencji. Zgodnie z przyjetg przez AOTMIT
interpretacjg analitycy Agencji oszacowali cene zréwnujgcg koszty interwencji i
komparatora, przy zatoZzeniu braku réznic w efektach zdrowotnych.

Wykorzystano kategorie kosztow oraz wartosci oszacowane przez wnioskodawce w
rocznym horyzoncie czasowym. Cena zbytu netto zgodna z art. 13 ust. 3, przy ktérej
koszt interwencji jest nie wyzszy niz koszt komparatora, wynosi zgodnie z
oszacowaniami analitykow Agencji

”




Odpowiedz:

Powyzej zacytowano catg tres¢ rozdziatu 5.2.2. Analizy weryfikacyjnej. Pomimo, ze
tytut tego rozdziatu to ,Wyniki analizy progowej”, nie przedstawiono w nim (ani
jakimkolwiek innym miejscu w catym dokumencie) ceny progowej wynikajgcej z
oszacowan analizy kosztow-uzytecznosci,

Cena ta jest najistotniejsza w kontekscie
whioskowania, poniewaz jest wynikiem wszystkich oblicze wykonywanych w ramach
analizy ekonomicznej w ramach skrupulatnie budowanej struktury modelu
odzwierciedlajgcej praktyke leczenia, skutecznosc i koszty poszczegodlnych terapii.
Negowanie w tym momencie znaczenia ceny progowej liczonej zgodnie z zapisami
Ustawy o refundacji oznaczatoby zanegowanie istoty wykonywania analiz
ekonomicznych technikg kosztéw-uzytecznosci oraz znaczenia dodatkowego efektu
zdrowotnego generowanego przez wnioskowang technologie.

Rozdziat 6.3.
(str. 36)

Uwaga:
,Zatozenia zostaty dobrze uzasadnione, niemniej Konsultant Wojewédzka od ktérej
Agencja otrzymata opinie wskazata, ze liczba pacjentow z wnioskowanym
wskazaniem to obecnie 60 0sob, a odsetek 0sob, u ktérych oceniana technologia
bytaby stosowana po objeciu jej refundacjg to ok. 20-25 o0s6b
I

Odpowiedz:

* Umozliwiajacy

identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy

w przypadku uwag ogdélnych.

2) Uwagi do analiz wnioskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do kiérego 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 wpltywu 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:

1y

2)

3)

4)

S)

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),
dzialajaca 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 1 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 sktadajacej DPB;

informujemy, 1z przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spelniony jest warunek legalnosci przetwarzania okre§lony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO,
tj. niezbednosci wypelnienia obowigzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze §rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);

informujemy, 1z podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajagcym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow 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 wystgpowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby sktadajacej DPB. W przypadku oséb sktadajacych DPB przy zglaszaniu uwag
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bgdzie skutkowat
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji;

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powotuje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
s do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktorym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej
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Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);
9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostepu do tresci swoich danych osobowych,

prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania,

10) informujemy, iz nie przystuguje Pani/Panu w zwigzku z art. 17 ust. 3 lit. bid RODO prawo
do 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 podstawag 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 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 wystepowania lub braku powigzania branzowego,
a nastgpnie przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng
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 begda przetwarzane w sposob
zautomatyzowany i nie beda podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





