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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | DAS.423.1.2.2025

Whiosek o objecie refundacja leku Hemlibra (emicizumab) w ramach programu
Tytul: lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u pacjentow z hemofilia A niepowiktang
inhibitorem czynnika VIII (ICD-10: D66)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetniong 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, 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 wypetnionq i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg o
Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa w art.
16 ust. la ustawy zdnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 1703).

Uwagi mozna zgtaszac¢ 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! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedq publikowane
w BIP AOTMiT".

1. Cze§¢ 1 -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)! — do wypelnienia
w przypadku uwag do analizy weryfikacyjne;j

" zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.)

¥ zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.U. 2024
poz. 146)



DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz osob z nig zwiazanych

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

Krzysztof Stanistaw Adamcewicz ||| Gz

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

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

4. Imi¢ (imiona) i nazwisko zstepnego/zstgpnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

5. Imig (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL 0s6b, z ktorymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja 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)

B kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien ztozenia
deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

' czlonek 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 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. 2024 poz. 146), zwanej

dalej ,,ustawg”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;



B osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego

dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;

W 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/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

' nie zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

v zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

v 1) petnienie funkcji czlonka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

[ 2) pehienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie §wiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych =z
wytwarzaniem, obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego;

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

prowadzacych dzialalnos¢, o ktérej mowa w pkt 11 2;

v 4) posiadanie akcji lub wudziatbw w spotkach handlowych prowadzacych
dziatalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 1 2, oraz udzialow w spotdzielniach

prowadzacych dziatalnos$é, o ktorej mowa w pkt 11 2;
[ 5) prowadzenie dziatalnos$ci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 1 1 2;
B 6) wykonywanie zaj¢e¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o

swiadczenie ushug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzielo lub innej

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



1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajec¢
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotéw oraz braku wskazania ich

zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz
2) wykonywania przez osob¢ albo osoby wskazane w deklaracji zaje¢ zarobkowych na
podstawie stosunku pracy, umowy o $wiadczenie ustug zarzadczych, umowy zlecenia,
umowy o dzielo lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o
ktérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy
—nalezy ponizej ztozy¢ oswiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych
podmiotéw 1 wskazaé ich zakres.
Nie dotyczy
W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci i
cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodzg okolicznosci 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, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Jestem swiadomy/$§wiadoma odpowiedzialno$ci karnej za ztozenie falszywego o§wiadczenia.

Signed by /
Podpisano przez:

Krzysztof
Adamcewicz

Date / Data:
.. 2025-08-08.10:04- .. ......

Warszawa, dnia 7.08.2025

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



2. Czes¢ Il - Uwagi
1.Uwagi ogdélne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Uwagi

Rozdziat 4.1.1
(strona 42)
Rozdziat
41.4.1.
(strona 53)
Rozdziat 11
(strona 134)

.Warto wskazac, ze zapisy uzgodnionego programu lekowego definiujg ciezki fenotyp
krwotoczny, jako wiecej niz 6 wylewdw w ciggu 12 miesiecy. Dodatkowo wymagane
jest poprzednie prawidfowe stosowanie profilaktyki krwawien w przypadku pacjentow
z ciezkg postacig hemofili A za wyjgtkiem pacjentow ponizej 18 roku Zzycia
kwalifikowanych po raz pierwszy do leczenia profilaktycznego.”

»,Populacja pacjentéw z umiarkowang postacig choroby byta przedmiotem jednego
badania — HAVEN 6. Pacjenci ci stanowili podgrupe chorych [n/N=51/72 (70,8%)], z
czego n’/n=28/51 (54,9%) otrzymywato wczes$niej leczenie profilaktyczne. W ramach
kryteriow wigczenia do badania nie uwzgledniono wymogu ciezkiego fenotypu
krwotocznego definiowanego jako wiecej niz 6 wylewow w ciggu 12 miesiecy. Liczba
krwawien w czasie 24 tygodni przed rozpoczeciem badania, $Srednia (SD) w podgrupie
pacjentéw z umiarkowang hemofilig A wyniosta 2,7 (3,1).”

Uwaga:

W badaniu HAVEN 3 $rednia liczba krwawieh w podgrupie chorych z umiarkowang
postacig choroby przed leczeniem EMI wynosita 2,7 krwawien na 24 tyg. tj. 6
miesiecy, co mozna ekstrapolowac do wartosci 5,4 krwawienia w czasie 12 miesiecy.

Ponadto wskaznik ABR oparty na modelu ujemnej regresji dwumianowej
przedstawiony w publikacji Negrier 2023 do badania HAVEN 6 wskazuje, iz ABR
przed leczeniem EMI wynosit 12,2 dla podgrupy chorych leczonych uprzednio
profilaktycznie FVIII oraz 6,0 dla podgrupy chorych z umiarkowang postacig choroby.
Zatem kryterium liczby krwawien w odniesieniu do definiowania ciezkiego fenotypu
krwotocznego nie powinno stanowi¢ znaczgcego ograniczenia. Obie podgrupy
wskazywalty na istothng zmiane wyniku po rozpoczeciu profilaktyki EMI.

Warto podkresli¢, ze kryteria zdefiniowane w UPL nalezy uznaé za zbyt restrykcyjne
0 czym Swiadczg m.in. wypowiedzi opiniowanych ekspertéw klinicznych. Prof. dr hab.
n. med. Walentyn Balwierz wskazata, iz ,w przypadku umiarkowanej hemofilii liczba
krwawien powyzej 6 wyklucza mozliwo$¢ wigczenia do terapii emicizumabem tej
grupy pacjentéw”. Réwniez prof. dr hab. med. Jerzy Windyga wskazat, ze kryterium 6
krwawien to zdecydowanie za wysoka warto$¢.

Obydwoje ekspertow zasugerowato zmniejszenie liczby krwawieh do 3, co (jak
wskazuje prof. dr hab. n. med. Walentyna Balwierz) ,bardziej odpowiada
charakterystyce pacjentéw z umiarkowang postacig choroby z ciezkim fenotypem
krwotocznym”.

Rozdziat 4.1.1
(strona 43)
Rozdziat
41.4.1
(strona 54)

W kryteriach wigczenia brano pod uwage zarowno istotne klinicznie punkty koricowe
Jak i surogaty. Wybrane punkty koncowe sg zgodne z uznawanymi przez ekspertow
klinicznych istotnymi klinicznie punktami kornicowymi. W przypadku pacjentow
pediatrycznych wtasciwe bytoby rowniez uwzglednienie punktow koncowych dot.
rozwoju fizycznego, aktywnoS$ci fizycznej i stanu stawéw.”

,W ramach analizy Whnioskodawca nie przedstawit wynikoéw dla szeregu punktéw
koricowych ocenianych we wigczonych badaniach, w tym istotnych klinicznie punktéow
koricowych dotyczagcych: jakoSci zycia, utraty dni szkolnych lub w pracy, aktywno$ci
fizycznej chorego [HAVEN 3] (...)”

Uwaga:




W ramach Analizy Klinicznej Wnioskodawca przedstawit wszystkie dostepne wyniki
dotyczgce oceny jakosci zycia spetniajgce kryteria wigczenia do analiz, w tym m.in.
kwestionariusz CATCH, w ramach ktérego ocenie poddano postrzeganie ryzyka
aktywnosci rekreacyjnej oraz spotecznej u chorych pediatrycznych (badanie HAVEN
6). Wyniki wskazywaty na osiggniecie poprawy u chorych w czasie leczenia EMI.

W badaniu HAVEN 3 analizowano kwestionariusz SQ-ISHI, na podstawie ktérego
stwierdzono poprawe w ocenie m.in. wptywu leczenia na podrézowanie, czas wolny
czy codzienne aktywnosci.

Zatem w Analizie Klinicznej przedstawiono wszystkie opublikowane istotne kliniczne
punkty koncowe. Pozostate punkty koncowe wskazane w protokotach, np. aktywnos$¢
fizyczna chorego czy utraty dni szkolnych lub w pracy nie zostaly opisane
w publikacjach jako oddzielne punkty koncowe natomiast stanowig posrednig
sktadowg powyzej opisanych kwestionariuszy.

Rozdziat
41.41.
(strona 54)

,Brak szczegéfowych informacji nt. uprzednio stosowanej profilaktyki czynnikiem VIII
(m.in.: rodzaj stosowanego czynnika, stosowane dawkowanie, uwzglednienie
indywidualnej farmakokinetyki pacjenta), u pacjentow stosujgcych profilaktyke przed
wigczeniem do ocenianych badan. Wigze sie to z niepewno$cig, dotyczgcg kwestii
optymalnego leczenia w ramach profilaktyki krwawien.”

Uwaga:

W badaniu HAVEN 3, wskazano odsetki chorych stosujgcych poszczegdélne rodzaje
FVIIL

W obecnej praktyce klinicznej w Polsce wybdr czynnika krzepnigcia VIl zalezy od
kilku czynnikéw. W obecnym programie lekowym nowozdiagnozowane dzieci mogg
otrzymac wytgcznie rekombinowany czynnik, natomiast dzieci otrzymujgce wczesniej
profilaktyke, mogg otrzymac zaréwno rFVIIl, jak i pdFVIII.

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
uwzglednia oba rodzaje FVIII. Przy czym ostatecznie wybdr dostarczanych czynnikow
krzepniecia zalezy od tego, jaki czynnik zostat zakupiony przez NCK na podstawie
biezgcego postepowania przetargowego.

Na podstawie powyzszego mozna przyjac¢, ze rodzaj podawanego czynnika w Polsce
nie jest jednostkowo dopasowywany do chorego i nie uwzglednia indywidualnej
farmakokinetyki pacjenta, szczegdlnie w przypadku chorych wigczonych do
Narodowego Programu.

Natomiast w zakresie dawkowania czynnika nalezatoby uznaé, ze w przypadku
kazdego chorego powinno zostaé odpowiednio dobrane przez lekarza, rowniez w
innych krajach, w ktérych prowadzono badania kliniczne.

Tym samym brak informacji w badaniach klinicznych o rodzaju stosowanego czynnika
czy dawkowaniu nie stanowi znaczgcego ograniczenia uwzglednionych badanh.

Rozdziat 5.3.
(str. 101)
Rozdziat 5.3.1.
(str. 103)

2W modelu uwzgledniono $redni poczgtkowy wiek pacjenta na poziomie ,0 lat’.
Nalezy wskazac¢, ze pacjenci nowozdiagnozowani rozpoczynajgcy leczenie
profilaktyczne stanowig podgrupe pacjentow rozpoczynajgcych terapie za pomocg
EMI w ramach wnioskowanego wskazania.”




N, /2y jote
podejscie prowadzi do zanizenia kosztéw terapii EMI w modelu, gdzie dla
poczatkowych lat analizy naliczane sq koszty EMI dla pacjenta pediatrycznego o
relatywnie niskiej masie ciata (dawka EMI jest zalezna od masy ciata pacjenta) i gdzie
wptywy dyskontowania kosztow terapii sq najmniejsze.”

Odpowiedz:

Whioskodawca w dostarczonym modelu postugiwat sie okresleniem ,wieku wejscia do
modelu” a nie ,$rednim wiekiem wejscia do modelu”, tak jak to przedstawiono w
uwadze. Przyjecie takiego nazewnictwa byto Swiadomym zabiegiem. Tak jak to opisano
w uwadze, prawdg jest, ze Sredni wiek pacjentéw rozpoczynajgcych leczenie
profilaktyczne w populacji docelowej jest wyzszy niz O lat. Prawdg jest takze to, ze
chorzy nowozdiagnozowani rozpoczynajgcy leczenie stanowig podgrupe pacjentéw
rozpoczynajacych terapie za pomocg EMI w ramach wnioskowanego wskazania.
Jednakze w ten sam sposob mozna powiedzie¢, ze chorzy dorosli rozpoczynajgcy
leczenie stanowig podgrupe populacji docelowej. W zwigzku z tym, gdyby ($redni) wiek
poczgtkowy w modelu wynosit kilkadziesiat lat

I - i nie ujeto by w oszacowaniach kosztow

EMI dawek stosowanych u pacjentow pediatrycznych — w sposob niezgodny z
rzeczywistoscig zawyzono by zatem koszt leku w ramieniu wnioskowanej interwenciji. |
to wtasnie w ramach tego rozwigzania,
(,nalezatoby dostosowa¢ do rzeczywisteqo Srednieqo wieku pacjenta
rozpoczynajgceqo terapie”), obliczenia bylyby wykonane jedynie dla podgrupy chorych
(dorostych) i w jakikolwiek sposdb nie wzieto by pod uwage znaczgcej podgrupy
pacjentéw z populacji docelowej (dzieci).

Jedynie ustalenie wieku poczgtkowego na poziomie 0 lat (tak jak przyjat
Whioskodawca) pozwala uwzgledni¢ w horyzoncie czasowym analizy charakterystyki
catego przekroju populacji docelowej wigcznie z wielkoscig dawek EMI. Zatozenie
Sredniego wieku poczagtkowego na poziomie kilkudziesieciu lat oznaczatoby, ze w
oszacowaniach wielkosci dawek EMI (oraz kosztu samego leku) w zadnym momencie
horyzontu czasowego modelu nie ujeto by nizszych dawek stosowanych u pacjentéw
pediatrycznych. W modelu przedstawionym przez Wnioskodawce uwzgledniono
zaréwno dawki stosowane przez dzieci, jak i dorostych, a horyzont czasowy i tak
obejmuje w wiekszosci okres dorostosci, zatem trudno w tym przypadku moéwi¢ o
zanizeniu kosztu EMI. Dyskontowanie i jego skala jest natomiast rozwigzaniem
narzucanym z gory zgodnie z Wytycznymi AOTMIT.

Rozdziat 5.3.
(str. 101)

»Horyzont nalezatoby dostosowaé¢ do rzeczywistego Sredniego wieku pacjenta
rozpoczynajgcego terapie za pomocg EMI zgodnie z charakterystykg wnioskowanej
populacji pacjentéw.”

Odpowiedz:

Dtugos¢ horyzontu czasowego przyjetego w modelu ekonomicznym jest wynikiem
formuty, tj. réznicy 100 lat (maksymalny wiek, dla ktérego dostepne sg dane
dotyczgce $miertelnosci w ramach tablic trwania zycia) oraz wieku wejscia do modelu.
Z technicznego punktu widzenia dtugos¢ horyzontu czasowego jest zatem pochodng
wartosci innego parametru (wieku wejscia do modelu) i nie nalezy jej rozpatrywac w
ramach odrebnej uwagi, poniewaz w sferze koncepcyjnej sposéb wyznaczenia
dtugosci horyzontu czasowego nie budzi watpliwosci.




Rozdziat 5.3.1.
(str. 102)

,Formalnie nalezy wskazac¢, iz nie uwzgledniono definicji ciezkiego fenotypu
krwotocznego zawartego w UPL. Analiza ekonomiczna dot. szerszej populacji
pacjentéw z umiarkowang postacig choroby niz definiowana przez zapisy UPL.”

Odpowiedz:

Nalezy zaznaczy¢, ze tak jak opisano w uwadze, z punktu widzenia analizy
ekonomicznej definicja ciezkiego fenotypu krwotocznego jest wylacznie kwestig
formalng, ktéra nie kwestionuje poprawnosci w zakresie przyjetych wartosci
parametréw czy zatozeh modelu. W konsekwencji uzyskane wyniki analizy sg takze
poprawne dla populacji definiowanej przez zapisy UPL.

Warto takze podkresli¢, ze zgodnie z opiniami ekspertow klinicznych doktadne
brzmienie definicji ciezkiego fenotypu krwotocznego moze ulec zmianie a podejscie
uwzgledniajgce szerszg populacje daje przeprowadzonej analizie elastyczno$¢ w
pokryciu ostatecznej populacji docelowe;.

Rozdziat 5.3.1.
(str. 102-103)

,W ramach obecnie funkcjonujgcego programu B.15. finansowanie realizacji
wywofywania tolerancji immunologicznej odbywa sie poprzez realizacje stosownych
umoéw z podmiotami odpowiedzialnymi. Tym samym uwzglednienie jego kosztu w
ramieniu komparatora powoduje przeszacowanie kosztow leczenia profilaktycznego
pacjentéw pediatrycznych za pomocg FVIII. Analogiczna sytuacja ma miejsce dla
czesci pacjentéw leczonych w ramach Narodowego Programu (Modut 2), gdzie
program immunotolerancji jest finansowany ze Srodkéw publicznych wytgcznie w
przypadku, gdy niemozliwe jest wykazanie odpowiedzialno$ci podmiotu
odpowiedzialnego za wytworzenie inhibitora.

Odpowiedz:

Rozdziat 5.3.2.
(str. 103)

L~Uwzglednione w analizie dane dot. jakosci Zycia pochodzg z pracy dot. pacjentéw
dorostych. Dla populacji pediatrycznej preferowane bytoby uwzglednienie danych dot.
wartosci uzytecznosci wiasciwych dla wieku. Analitycy Agencji nie odnalezli takich
danych.”

Odpowiedz:

Nie udowodniono, ze $rednie uzytecznosci w populacji badanej w badaniu Young
2023, tj. mezczyzn w wieku 18-64 lata, nie sg witasciwe dla populacji pediatryczne;.
Poza tym sami analitycy Agencji nie odnalezli danych dla populacji dzieci, wiec trudno
kwestionowaé przyjete zatlozenia modelu w tym zakresie. Ponadto wartosci
uzytecznosci w stanach przyjetych w modelu testowano w ramach analizy
wrazliwosci, w zwigzku z czym sprawdzono potencjalny zakres zmiennosci wynikéw
w przypadku przyjecia alternatywnych wartosci tychze parametrow.




Rozdziat 6.3.
(str. 108)
oraz
Rozdziat 6.3.1.
(str. 109)

»,Diugosc horyzontu czasowego obejmuje okres dwoch lat. W opinii Agencji nalezato
przyjg¢ dtuzszy horyzont czasowy. Przyjete dwa lata nie obrazujg w peti
konsekwencji potencjalnej pozytywnej decyzji refundacyjnej dla przedmiotowego
wniosku.”

oraz

»Przyjety horyzont czasowy analizy nie jest wystarczajgcy do ustalenia rownowagi na
rynku (tj. osiggniecia docelowej stabilnej wielkosci sprzedazy badz liczby leczonych
pacjentéw) zgodnie z wytycznymi AOTMIT. Biorgc po uwage uwzglednione stopniowe
wigczanie pacjentéw do programu przyjety horyzont nie obrazuje takze w petni
kosztéw objecia finansowanie EMI w oszacowanej przez Whioskodawce populacji, w
ktorej wnioskowana technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister
wtasciwy do spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja.

Zgodnie z modelowaniem w AE oraz zapisami ChPL Hemlibra emicizumab jest
przeznaczony do dfugotrwaftej profilaktyki (docelowo dozywotnej). Biorgc powyzsze
pod uwage powyzsze stan rownowagi moze nie zostac osiggniety nawet w horyzoncie
10-letnim, oznacza to staty, o zmniejszonym natezeniu w czasie, wzrost liczby
pacjentéw leczonych za pomocg EMI.”

Odpowiedz:

W AWB przyjeto horyzont dwuletni w oparciu o wytyczne AOTMIT i okres
obowigzywania decyzji refundacyjnej. Dodatkowo rozwdj nowych czgsteczek i
trwajgce procesy refundacyjne powodujg trudnosci w precyzyjnym oszacowaniu
momentu osiggniecia rownowagi rynkowej w dtuzszym okresie, co wynika z
ograniczonej dostepnosci danych prognostycznych oraz zmiennosci na rynku
farmaceutycznym.

Twierdzenie o statym wzroscie liczby pacjentéw leczonych EMI, nawet przy
zmniejszonym natezeniu, nie uwzglednia w petni dynamiki rynku farmaceutycznego,
w tym potencjalnego wptywu nowych technologii lub czgsteczek, ktére mogg wptyngé
na preferencje terapeutyczne i wielkos$¢ populacji leczonej. Po drugie, zapisy ChPL
wskazujgce na dozywotnig profilaktyke nie oznaczajg automatycznie liniowego
wzrostu liczby pacjentéw w dtugim okresie, poniewaz czynniki takie jak adherencja,
ograniczenia budzetowe czy zmiany w kwalifikowalnosci pacjentéw mogg istotnie
wpltynaé na rzeczywistg populacje objetg leczeniem.

W zwigzku z tym, sugerowanie, ze rbwnowaga rynkowa nie zostanie osiggnieta w
horyzoncie 10-letnim, wydaje sie zbyt konserwatywnym zatozeniem, ktére moze
prowadzi¢ do przeszacowania kosztéw budzetowych.

Rozdziat 6.3.1.
(str. 109)

»,Nie uwzgledniono precyzyjnej definicji ciezkiego fenotypu krwotocznego zgodnie z
zapisami UPL, co potencjalnie moze wptywac na niewielkie przeszacowanie wielkoSci
populacji docelowej. Dodatkowo nie uwzgledniono w ramach szacunkéw populacji
pacjentéw dorostych pacjentéw z umiarkowang postacig choroby, co prowadzi do
niedoszacowanie wielkoSci populacji pacjentéw. Zgodnie z szacunkami
ankietowanych ekspertow klinicznych mozna wskazac, iz w Polsce do terapii EMI
kwalifikowatoby sie ok. 25 pacjentéw z umiarkowang hemofilig A o ciezkim fenotypie
krwotocznym.

Odpowiedz:

W AWB w liczebnosci populacji docelowej uwzgledniono populacje dorostych chorych
z umiarkowang postacig hemofili A. Wnioskodawca stoi w dalszym ciggu na
stanowisku, iz obecno$¢ ciezkiego fenotypu krwotocznego u pacjentéow z
umiarkowang hemofilig A jest wystarczajgca przestanka do tego, aby dorosty pacjent
mogt zosta¢ zakwalifikowany do profilaktyki w programie polityki zdrowotnej.
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Kryterium kwalifikacji w programie nie odnosi sie bezposrednio do ciezkosci choroby
zwigzanej z poziomem aktywnosci czynnika krzepniecia VIII (FVIII) w organizmie, a
do objawéw klinicznych zwigzanych z czestymi i powaznymi krwawieniami do
stawéw, ktérych w réwnej mierze doswiadczajg chorzy z postacig umiarkowang z
ciezkim fenotypem krwotocznym. Nalezy takze zaznaczyé, ze w AWA (str. 32)
eksperci kliniczni wskazali, iz 100% pacjentéw dorostych z umiarkowang postacig
hemofilii A niepowiklanej inhibitorem stosuje profilaktyke krwawien z wykorzystaniem
czynnikéw krzepniecia VIII.

taczna liczba dorostych chorych uwzgledniono w AWB w populacji w docelowej
wynosi [l chorych. Zgodnie za$ z szacunkami ankietowanych ekspertéw
klinicznych mozna wskaza¢, iz obecna liczba dorostych chorych w populaciji
docelowej wynosi 700 (. 675 + 25 pacjentdw - na podstawie opinii ekspertki (prof. dr
hab. n. med. Walentyny Balwierz).

Powyzsze uwiarygadnia przyjete zatozenie, ze pacjenci dorosli z postacig
umiarkowang i ciezkim fenotypem krwotocznym sg juz objeci regularng profilaktyka i
sg wliczani do statystyk liczebnosci populacji chorych stosujgcych profilaktyke
krwawien w ramach programu polityki zdrowotne;.

Rozdziat 6.3.1.
(str. 109)

—

Obliczenia majg charakter informacyjny i zostaly przeprowadzone w celu pokazania
Skali zjawiska potencjalnego niedoszacowania szacunkow przedstawionych w
ramach analizy wptywu na budzet Wnioskodawcy.”

Odpowiedz:

W obliczeniach Agencji nalezy zwroci€ uwage na kilka bfeddw.

I o szerzej opisano W

AWB Whnioskodawcy w Rozdziale 7. ,Ocena wptywu na system opieki nad chorymi
na hemofilie A w Polsce”.
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. ___ ______ ________ PpAEEaN

tym samym wyolbrzymiono w obliczeniach Agencji skale niedoszacowania
szacunkow przedstawionych w AWB Whnioskodawcy.

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

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

Numer*

(rozdziatu, .

tabeli, wykresu, Uwagl
strony)

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

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, .

tabeli, wykresu, Uwagi
strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
0golnych.
c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze sSrodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, ]
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

* 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)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osob fizycznych w zwigzku z

przetwarzaniem danych osobowych i 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: ,,RODQO”), 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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z podzn. zm.),
identyfikowana Numerem Identyfikacji Podatkowej (NIP): 5252347183 i1 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 ktéorym 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
wystgpowania konfliktu intereséw osoby sktadajacej DPB;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spetniony jest warunek legalnosci 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 2022 r., poz. 2561 z p6zn. zm.);

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z
pézn. zm.);

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 wystgpowania powigzania branzowego
osoby sktadajace; 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 powoluje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktdrym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe bgdg udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktorym Administrator


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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powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, bgeda one upubliczniane w Biuletynie Informacji
Publicznej Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z
pozn. zm.);

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. 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 podstawa 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 $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022
r., poz. 2561 z pézn. zm.);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbedny do
przeprowadzenia weryfikacji wystepowania lub braku powigzania branzowego, a nast¢pnie
przez czas wynikajacy z przepisoOw o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujacag w Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng i1 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 sposob
zautomatyzowany i nie beda podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

14) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie be¢da przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji migdzynarodow
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