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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT:

Numer: | O0T.423.1.40.2025

Altuvoct (efanezoktokog alfa) w ramach programu lekowego ,Zapobieganie

Tytuk: |, wawieniom u dzieci z hemofilig A i B (ICD-10: D66, D67)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetniong i wilasnorecznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozyé 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 réwniez przestanie
uwag wraz z wypetniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktérej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dziatalnosci podmiotéw
realizujgcych 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! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedq publikowane

w BIP AQTMiT>.

1. Czg¢$¢ I -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 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)






B. Powdd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powiazaniach

branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

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

I 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;

I osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkdéw 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;

X  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:

I nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;
x zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

X 1) pelnienie funkcji czlonka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w  zakresie
wytwarzania lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

I 2) pelnienie funkcji czlonka organu spolki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dziatalnos¢ gospodarcza w  zakresie

$wiadczenia ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z
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wytwarzaniem, obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego;

& 3) pelnienie funkcji czlonka organow spoldzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dzialalnosé, o ktérej mowa w pkt 11 2;

X 4) posiadanie akcji lub udzialow w spotkach handlowych prowadzacych
dzialalnos$¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialéw w spétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 11 2;

& 5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie, o ktérym mowa w pkt 1 1
2;
I 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
zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow oraz braku wskazania

ich zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza okolicznosci 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 swiadczenie uslug 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 zajeé zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw 1 wskazaé ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na czlonkow Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,



B

z ktéorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Jestem $wiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego oswiadczenia.

Signature valid
................................................ .Dokument. pndpisany%z. Joanna Nycz
Data: 2025.07.30 10:32¥32 CEST

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



2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogolne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

3:4:1:1.
Charakter
ystyka
whioskow
anej
technologi
i
oraz
rozdziat
10 -
Kluczowe
informacje
i wnioski

Dotyczy: braku zwrécenia przez Agencji uwadi na specyficzne cechy/wiasciwosci
efanezoktokogu alfa, wyrézniajace go na tle komparatoréw.

Na szczegdlng uwage zastuguje fakt, ze efanezoktokog alfa posiada szereg zalet,

istotnych w leczeniu hemofilii A, mianowicie:

zapewnia wysoki, staty poziom aktywnosci FVIII, zblizony do prawidtowego przez
znaczng czes$¢ tygodnia (>40%) tj. 3 dni w badaniu XTEND-Kids, u pacjentéow z
hemofilig w wieku <12 lat oraz 4 dni w badaniu XTEND-1, u pacjentéw z hemofilig A
w wieku 212 lat; jednoczesnie $rednia aktywno$é FVIII w 7 dniu, przed podaniem
kolejnej dawki leku, wynosita okoto 10% w badaniu XTEND-Kids i 15% w badaniu
XTEND-1;

profil farmakokinetyczny, ktéry wskazuje, ze jest to jedyna profilaktyczna terapia w
hemofilii A, ktéra moze zapewni¢ znormalizowang hemostaze bez koniecznosci
monitorowania farmakokinetyki i personalizacji dawkowania;

w przeciwienstwie do np. emicizumabu, efanezoktokog alfa to produkt przeznaczony
zaréwno do profilaktyki, jak i do leczenia krwawien epizodycznych i postepowania
okotooperacyjnego;

aktywnos¢ koagulacyjng efanezoktokogu alfa mozna doktadnie i niezawodnie mierzy¢
za pomocg jednostopniowego testu koagulacyjnego z wieloma odczynnikami i
komercyjnie dostepnymi standardami osocza;

efektem doskonatych parametréw farmakokinetycznych jest fakt, ze stosowanie
wnioskowanej interwencji wigze sie z istotnie nizszym rocznym wskaznikiem
krwawien, w poréwnaniu do stosowanych wczes$niej czynnikéw VIII, co przejawia sie
bardzo wysokim odsetkiem pacjentéw niedoswiadczajgcych krwawien a takze
poprawg zdrowia stawéw, jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem oraz redukcjg bélu;
cechuje sie dobrym profilem bezpieczenstwa; w badaniach Il fazy nie odnotowano
ponadto przypadkéw pojawienia sie inhibitora;

jest stosowany w statej dawce raz w tygodniu, co przektada sie na przewidywalne
koszty terapii dla ptatnika i jest mniej obcigzajgce dla pacjentéw od stosowanej co 2-
3 dni terapii oktokogiem alfa.




4.1.3.2.

Komentar
z

analitykow

Agencji
Strona 29
/ 73 oraz

30/73

Dotyczy komentarza Agenciji odno$nie ograniczen poréwnarn posrednich efanezoktokogu
alfa z komparatorami.

Brak badan uwzgledniajacych bezposrednie poréwnanie wnioskowanej interwencji z
komparatorami nie jest odosobniong sytuacjg, poniewaz w przypadku innych
koncentratéw czynnika VIII, znajdujacych sie na liscie lekéw refundowanych w Polsce, w
momencie oceny przez AOTMIT réwniez brak byto badan z bezpo$rednim poréwnaniem

wzgledem komparatoréw

(np.
https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2021/108/AWA/108_AWA_OT.4231.36.2
021_Adynovi_20210923.pdf oraz

https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2021/184/RPT/184_RPT_OT.4220.5.202
1_FVII_EHL_14.06.2023_BIP_REOPTR.pdf).

Jednocze$nie nalezy zaznaczyé, ze w przypadku efanezoktokogu alfa wyniki poréwnania
posredniego z dopasowaniem populacji (MAIC) sg spéjne z wynikami poréwnar naiwnych,
a takze wynikami poréwnania wewnatrzosobniczego przeprowadzonego w ramach
badania XTEND-1 (w ramach ktérego wykazano istotnie statystycznie nizszy roczny
wskaznik krwawien u pacjentéw leczonych efanezoktokogiem alfa wzgledem wczes$niej
stosowanych terapii czynnikami VIIl, w tym o standardowym okresie poéttrwania jak i

wydiuzonym okresie péttrwania).

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg si¢ wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogéinych.

2) Uwagi do analiz wnioskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*

(rozdziatu, tabeli, Uwagi

wykresu, strony)

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

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, tabeli, Uwagi

wykresu, strony)
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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 oso6b 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: ,,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),
dzialajaca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze s$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 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 drogg mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z werytikacja wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu interesoéw osoby skladajacej 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 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, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajacym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
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 wystepowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby skladajacej 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 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 begda udostepniane podmiotom, ktdre uprawnione
sa do ich otrzymania na podstawie przepisoéw prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznione]
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publiczne;j
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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 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 S$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw 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 1 Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng
i Jednolitym Rzeczowym Wykazem Akt;

12) Informujemy, iz przyshuguje 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 begdg przetwarzane w sposéb
zautomatyzowany i nie bedg podlegatly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





