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Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: [DAS.423.1.6.2025

Whiosek o objecie refundacjg leku Kayfanda (odewiksybat) we wskazaniu leczenie

Tytuk:| < iadu u chorych z zespolem Alagille’a (ICD-10 Q44.7)

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ 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 wypetnionq i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12341 1703).

Uwagi mozna zgtlasza¢ 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 beda publikowane
w BIP AOTMiT>.

1. Czg¢§é 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
2ywieniowego 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 deklaracj¢ oraz os6b z nig zwigzanych

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:

Magdalena Monastyrska-Kryczmanik ||| | Gz

5. Imig (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL os6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje¢
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:



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

branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

" kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zlozenia
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 cztonka 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 $rodkéw 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 zgtoszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego matzonka/mojej malzonki, mojego zstgpnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

x nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

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

= 1) pelnienie funkcji czlonka organow spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym,;

[C 2) pelnienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dzialalnos¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia

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

zywieniowego, wyrobu medycznego;

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

prowadzacych dziatalnosé, o ktérej mowa w pkt 11 2;

[ 4) posiadanie akcji lub udzialéw w spdtkach handlowych prowadzacych
dziatalnos¢, o ktérej mowa w pkt 1 i 2, oraz udziatow w spotdzielniach

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 $wiadczenie ustug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt
1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajec
zarobkowych na rzecz okre$lonych podmiotéw 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 §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¢ oswiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw i1 wskazaé ich zakres.

Nie wykonuje zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow.
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,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powiazania branzowego.

Nie dotyczy

Jestem §wiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.
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2. Czesé Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Jestem mama 7-letniego Rysia, ktory cierpi na zespét Alagille’a. Jest
to rzadka, genetycznie uwarunkowana choroba wielonarzagdowa, ktéra
najczesciej objawia sie zaburzeniami funkcjonowania watroby i drég
zbfciowych (cholestazg wewnatrzwatrobowg). W  wiekszosci
przypadkéw diagnozowana jest u niemowlat i matych dzieci.

Jednym z najbardziej wyniszczajgcych objawéw = zaréwno fizycznie,
jak i psychicznie — jest niezwykle uporczywy $wigd skéry, wynikajacy z
zastoju zoftci w watrobie i podwyzszonego poziomu kwasoéw
zé6tciowych. Nie jest to zwykte swedzenie, ktére po jakim$ czasie
przechodzi. Ucigzliwy $wigd skéry w przebiegu zespotu Alagille’a
skutkuje problemami ze snem (najbardziej nasila sie w nocy, kiedy
ciato sie rozgrzewa), w skrajnych przypadkach moze byé powodem
depresji, a nawet mysli i prob samobojczych u dzieci. Z powodu
cholestazy i wysokiego stezenia kwaséw zétciowych, choroba
nieleczona lub niewtasciwie leczona prowadzi do postepujgcego
uszkodzenia watroby, marskosci, a w wielu przypadkach konieczna
jest transplantacja. Uporczywy, nie do opanowania $wigd skéry
réwniez moze by¢ wskazaniem do przeszczepienia watroby.

U mojego synka niepokojgce sygnaty pojawity sie juz w pierwszych
tygodniach zycia = byly to: przediuzajgca sie zéftaczka, podwyzszone
parametry watrobowe i poziom kwaséw zo6tciowych, problemy z
przybieraniem na wadze i ze wzrostem. Jednak najtrudniejszym
objawem, z ktérym nie mogli$my sobie poradzi¢, byt intensywny $wiad
skory.

Rysio budzit sie kilka, kilkanascie razy w ciggu nocy, drapigc sie do
krwi po catym ciele — najbardziej w miejscach odstonietych, ktérych nie
przykrywato ubranko, takich jak twarz, uszy, gérna cze$¢ stép. W tych
miejscach powstawaty strupy, ktére synek rozdrapywat kolejnego dnia
i kolejnych nocy. Swigdowi towarzyszyt ogromny ptacz. Wraz z mezem
nie spalismy, budzilismy sie razem z Rysiem. Jedno z nas musiato
zrezygnowaé z pracy. Bytam to ja, poniewaz synek wymagat statej
opieki, nie mégt chodzi¢ do przedszkola. Wtedy utrzymanie catej
naszej rodziny spoczeto na mezu.

Na poczatku lekarze przepisywali synkowi rézne leki (UDCA,
rifampicyne, cholestyramine), ale nie przynosity one zadnej poprawy.
Po zastosowaniu pierwszego leku $wigd wrecz sie nasilat. Specjalne
pizamki z chtodzagcego materiatu z naktadkami na dtonie, aby
ograniczy¢ drapanie i powstawanie kolejnych ran na skérze, przynosity
ulge tylko na bardzo krétkg chwile. PatrzyliSmy na cierpienie naszego




dziecka z bezradnos$cig, poniewaz nic nie byto w stanie ukoi¢ tego
straszliwego $wigdu.

Po dtugich poszukiwaniach skutecznego leczenia, Rysio zostat
zakwalifikowany do badania klinicznego leku odewiksybat.
Dowiedzielismy sie, ze takie badanie jest prowadzone w Polsce od
miedzynarodowej organizacji zrzeszajgcej pacjentdw z zespotem
Alagille’a. Od tamtej pory nasze zycie diametralnie sie zmienito. Po
zastosowaniu tego leku, z tygodnia na tydzien widzieliSmy ogromng
poprawe, Swigd sie zmniejszat, az po kilku miesigcach catkowicie
zanikt. Rysio przestat sie drapaé, wyciszyt sie, rany na skérze zaczety
sie goi¢. Poziom kwaséw zétciowych obnizyt sie wtasciwie do normy.
Synek wrécit do przedszkola, ma kontakt z réwiesnikami, a ja dzieki
temu mogtam wrécié do pracy. Ustgpienie $wigdu byto przetomowym
momentem — poprawito sie funkcjonowanie catej naszej rodziny.
Moglismy wréci¢ do naszej ,normalnosci” i poswieci¢ wiecej uwagi
réwniez naszemu starszemu dziecku.

Dlatego w imieniu wtasnym, ale tez mojego synka oraz wszystkich
dzieci z zespotem Alagille’a i ich rodzicow, prosze o zapewnienie
dostepu do terapii odewiksybatem w ramach programu lekowego
.Leczenie chorych z zespotem Alagille’a”. Lek ten wykazuje wysoka
skuteczno$¢ nie tylko w badaniach — realnie wptywa na poprawe
wynikoéw, jakosci zycia pacjentdéw i ich rodzin, Mamy wielkg nadzieje
na jego jak najszybsze udostepnienie w ramach refundac;ji.

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

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




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

c. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, tabeli,

Uwagi
wykresu, strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ 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 i 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: ,,RODO”), przedstawiam,
nastepujace informacje:

1)

2)

3)

4)

5)

6)

7)

8)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji z siedziba 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 1 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 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
wystepowania konfliktu intereséw 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 wypetnienia obowiazku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2024 1., 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 srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);
informujemy, ze podane przez Pania/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 oséb sktadajacych DPB przy zgtaszaniu 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 udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
sa do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, skladanej 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 srodkéw 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 $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 nastepnie przez czas wynikajacy z przepisoOw o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i1 Taryfikacji Instrukcjg kancelaryjng
1 Jednolitym Rzeczowym Wykazem Akt;

12) Informujemy, iz przyshluguje 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 bedg podlegatly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





