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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: DIPOTM.423.1.3.2025

Whiosek o objecie refundacja leku Oxlumo (lumasiranum) we wskazaniu: zgodnym
Tytuk: [z zapisami programu lekowego B.129.FM Leczenie chorych na pierwotng
hiperoksaluri¢ typu 1 (ICD-10: E74.8).

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozyé osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgd: 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 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, 1234 i 1703).

Uwagi mozna zglaszaé 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)3 — do wypekienia 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
2ywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z péZn. 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 zwigzanych

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

Tomasz Fortunat Baranski _

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktorymi osoba skladajgca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i migjsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:



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

branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

I

kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zlozenia
deklaracji; przed powolaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;
cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres
od dnia zlozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata naczionka 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 Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkoéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
zwanej dalej ,,ustawa”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;
osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;
osoba, o ktérej 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 zstgpnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/oséb, z ktérymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

“hie zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

B

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

[ 1) pelienie funkcji czlonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub
obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego,

wyrobem medycznym;

[ 2) petnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia ustug prawnych,

marketingowych lub doradczych zwiazanych z wytwarzaniem, obrotem lub refundacja
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leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu

medycznego;

3) pehienie funkcji czlonka organow spoldzielni, stowarzyszen Ilub fundacji

prowadzacych dziatalno$é, o ktorej mowa w pkt 11 2;

4) posiadanie akcji lub udziatéw w spdtkach handlowych prowadzacych dziatalnosé, o
ktérej mowa w pkt 112, oraz udziatow w spotdzielniach prowadzacych dziatalnosé, o

ktorej 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 ztozenia o§wiadczenia o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw oraz braku wskazania ich zakresu.

W przypadku:

Y
2)

zaznaczenia, ze nie zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz

wykonywania przez osobe 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 ktorych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

—nalezy ponizej ztozy¢ oswiadczenie o wykonywaniu zajeé zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw i wskazac¢ ich zakres.

Dyrektor Generalny Medison Pharma Sp. z o.0.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na czlonkéw 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 powigzania branzowego.

Jestem swiadomy/$wiadema odpowiedzialnosci karnej za zlozenie fatszywego oswiadczenia.



Signed by /
-5 - Podpisano przez:

;omqszk Fortunat
aranski

Atz e Medison Pharma
10/12/2025 Warszawa el O 11 USN

Date / Dqta: 2025-
(data i miejscowo$¢ ztozenia deklaracji) (podpis osoby sktadafat¥) Yeklaracie)



2. Czesc¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogodlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Rozdziat 2., str.
11-13
Rozdziat 4.1.1.,
str. 21
Rozdziat 5.3.1.,
str.47

Uwaga:
Brak grupy kontrolnej (...)dla pacjentow z eGFR <30 ml/min/1,73 m?
oraz po przeszczepie (...

Wytyczne nie odnoszg sie natomiast wprost do mozliwosci
stosowania LUM u chorych po przeszczepie nerki.

(...) dane dot. stosowania LUM u chorych po przeszczepieniu nerki
obejmowaly jedynie pojedyncze przypadki.

W kryteriach wlgczenia nie uwzgledniono populacji pacjentéw po
przeszczepieniu nerki.

Odpowiedz:

Nalezy rownoczesnie zwrocic uwage, ze ze wzgledu na niskg
czesto$¢ wystepowania choroby wykonanie takiego poréwnania
wigzatoby sie z koniecznoscig wprowadzania do modelu
indywidualnych danych kazdego chorego. Z metodologicznego
punktu widzenia, zestawienie indywidualnych danych chorych
leczonych lumazyranem z danymi chorymi na PH1 wytgcznie po
przeszczepieniu bytoby obarczone znacznie wigkszg niepewnoscig
i ograniczeniami niz ekstrapolowanie wynikéw ogétem na populacje
obejmujgcy pojedyncze przypadki.

Uogdlnienie wynikéw z punktu widzenia analizy jest zasadne, gdyz
w kazdym z badan ILLUMINATE, lumazyran prowadzit do znacznej
poprawy analizowanych parametrow.

Warto réwniez podkreslic opinie ekspertow klinicznych, ktérzy
wskazali na brak danych dotyczgcych liczby chorych
z przeszczepiong nerkg, u ktérych przyczyng niewydolnosci nerek
byta PH1. Dostepne sg jedynie pojedyncze opisy wskazujgce, ze
PH1 bywato nierozpoznane az do utraty przeszczepionej nerki
z powodu nawrotu choroby podstawowej. To z kolei oznacza, ze
u czesci chorych doszto do transplantacji nerki zanim ustalono
wtasciwe rozpoznanie. Tak znaczne ograniczenie dostepnych
dowodoéw (jedynie do pojedynczych opiséw przypadkéw) oraz brak




twardych danych ilosciowych, réwniez uzasadnia poprawnos$é
przyjetych zatozen.

Uwaga:

Odpowiedz:

Strona 45
Rozdziat 5.2.2.

Uwaga:
Strona 50 | Odpowieds:
Rozdziat 6.2.1
Uwaga:

Strona 51
Rozdziat 6.2.2

Odpowiedz:




Odpowiedz:

Strona 53
Rozdziat 6.3.2

Strona 52
Rozdziat 6.3.




Rozdziat 3.3.
str. 20
Rozdziat 4.1.1.,
str. 21

Uwaga:

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi komparatorem w populacji z
bardziej zaawansowang PChN (stadium [IV-V) jest réwniez
dializoterapia oraz przeszczep watroby i nerki.

Odpowiedz:

Zaréwno dializoterapia, jak i przeszczepienie watroby + nerki nie
stanowig komparatoréw dla lumazyranu w omawianej populacji.
W aktualnych wytycznych EAU 2025 oraz OHF 2024 nie sg one
wskazywane jako zalecane metody leczenia PH1 u chorych
z zachowang funkcjg nerek, gdy dostepna jest terapia RNAI.
Wytyczne OHF podkreslaja, ze cho¢ przeszczepienie watroby
przywraca prawidtowy metabolizm szczawianu, wigze sie z istotnym
ryzykiem klinicznym, wysokimi kosztami oraz ograniczong
dostepnoscig narzgdéw, dlatego stanowi opcje dopiero po
niepowodzeniu terapii RNAi lub w razie jej niedostepnosci. Co
istotne, zgodnie z kryteriami programu lekowego przebyte
przeszczepienie  watroby  wyklucza mozliwos¢ leczenia
lumazyranem, co dodatkowo potwierdza brak réwnorzednosci obu
technologii. Dializoterapia takze nie moze petni¢ roli komparatora,
poniewaz nie jest leczeniem modyfikujgcym przebieg choroby — nie
wptywa na nadprodukcje szczawianu, nie zapobiega oksalozie
i petni  wytacznie funkcje pomostowg do przeszczepienia,
wspomagajac jedynie czeSciowe usuwanie nagromadzonego
szczawianu. W konsekwencji ani przeszczepienie, ani dializoterapia
nie realizujg tego samego celu terapeutycznego co lumazyran i nie
zapewniajg poréwnywalnych efektéw klinicznych, przez co nie moga
by¢ traktowane jako komparatory w ocenie HTA.

Rozdziat 2., str.
11
Rozdziat 4.1.1.,
str. 22

Uwaga:

Wyniki opierajg sie gftéwnie na parametrach biochemicznych
(redukcja szczawiandéw), a nie na twardych punktach koricowych
(przezycie przeszczepu, progresja PChN)

Zawezenie punktow koricowych jedynie do wymienionych przez
wnioskodawce moze stanowi¢ btgd metodologiczny — istnieje ryzyko
pominiecia twardych punktéw koricowych takich jak m.in. progresja
PChN oraz przezycie przeszczepu.

Odpowiedz:
W chorobach ultrarzadkich = w tym metabolicznych chorobach
wrodzonych — stosowanie twardych punktéw koncowych

(np. przezycie przeszczepu czy progresja PChN), w kontekscie
analiz HTA jest bardzo ograniczone. Nalezy mie¢ na uwadze, ze
w chorobach o matej liczbie chorych, wysokiej heterogennosci

przebiegu i ditugim horyzoncie naturalnej progresji, obserwacja
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takich zdarzen wymaga wieloletniego okresu obserwacji oraz
liczebnosci populacji niemozliwej do pozyskania. Dlatego agencje
takie jak EMA, FDA, NICE czy CADTH rutynowo akceptujg
surogatowe punkty koricowe, jesli sg one: biologicznie uzasadnione,
silnie skorelowane z ryzykiem powiktan, odzwierciedlajg mechanizm
dziatania terapii oraz sg uznane w wytycznych klinicznych jako
wtasciwe miary skutecznosci

W analizie zastosowano punkty koncowe zgodne z programem
lekowym oraz charakterystykg PH1, obejmujgce parametry
szczawianowe (UOx, Pox), funkcje nerek (eGFR) i obecnosé ztogéw
w ukftadzie moczowym, ktére sg bezposrednio powigzane
z patofizjologig choroby oraz mechanizmem dziatania lumazyranu.
Twarde punkty koncowe, takie jak przezycie przeszczepu czy
progresja PChN, sg w PH1 raportowane bardzo rzadko, a
dodatkowo zalezg od wielu czynnikéw niemedycznych (dostepnosé
transplantacji, czas rozpoznania, powiktania immunologiczne), co
czyni je niewiarygodnymi jako mierniki efektu interwencji
farmakologicznej. Efekt leczenia zostatby znieksztatcony przez
czynniki systemowe i indywidualne, a nie rzeczywisty wptyw terapii.
Dlatego wykorzystanie parametréw biochemicznych i wczesnych
wskaznikéw klinicznych nie jest zawezeniem analizy, lecz
standardowym, zgodnym z miedzynarodowg praktykg i naukowo
uzasadnionym podejsciem do oceny skutecznosci terapii
w chorobach ultrarzadkich, szczegélnie metabolicznych. W PH1
biomarkery te sg nie tylko najbardziej dostepne i wiarygodne, ale
réwniez stanowig jedyne punkty koricowe pozwalajgce na rzetelng
i terminowg ocene wptywu lumazyranu na przebieg choroby.

* Umozliwiajacy 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

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

ogdlnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

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

ogdlnych.

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

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogdlnych.
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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)
2016/679z 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: ,RODQ”), przedstawiam,
nastepujace informacje:

1)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji z siedzibg w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032),
dziatajgca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw 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 wyznaczyt Inspektora Ochrony Danych, z ktérym moze Pani /Pan
skontaktowaé sie w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres
naszej siedziby wskazany w pkt 1 lub drogg mailowg iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacjg wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu interesdw osoby sktadajgcej 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 obowigzku prawnego wynikajgcego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c,
23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);

informujemy, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajgcym 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 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 sktadajgcej DPB. W przypadku oséb sktadajgcych 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 sie na prawnie
uzasadniony interes, o ktérym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO,;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe bedg udostepniane podmiotom, ktore
uprawnione sg do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktérym
Administrator powierzyt przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy.
W przypadku danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu uwag do
upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, beda 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 2024
r., poz. 146);
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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. b i d 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 podstawg 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.
0 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
(Dz. U. z 2024 r., poz. 146);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe bedg przechowywane przez czas niezbedny
do przeprowadzenia weryfikacji wystepowania lub braku powigzania branzowego,
a nastepnie przez czas wynikajacy z przepiséw o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujgca
w Agenciji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcjg kancelaryjng i 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 bedg przetwarzane w sposéb
zautomatyzowany i nie beda podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





