33.03“,”,“(_ Formularz zglaszania uwag do
NIP: 94423701817y weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy!

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer:|OTAP.423.2.4.2025 Beyonttra

Whiosek o objecie refundacja leku Beyonttra (akoramidis) we wskazaniu leczenie
dorostych pacjentow z kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyretynowej. w
ramach programu lekowego B.162 ..Leczenie pacjentow z kardiomiopatia (ICD-10:
E85,142.1)”

Tytul:

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjqg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢é osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgdZ przeslaé 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 przeslanie
uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjq
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 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! Zeloszone uwagi i Deklaracia o Powigzaniach Branzowych bedg publikowane

w BIP AOTMiT>.

1. Cze$¢ I -Deklaracja o Powiazaniach Branzowych (DPB)® — do wypehienia w przypadku
uwag do analizy weryfikacyjnej

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6Zn. zm.)

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



Stowa ?;:eni?_r
rodzin z am ozq g s e e s : s
‘ oL Kacsefice 24/2 BI.I\I,A\R_\( JA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

32020 Wieliczia
NIP: 9442271137

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz osob z nig zwiazanych

I. Imi¢ (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:

5. Imig¢ (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL o0sob. z ktorymi osoba skladajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL

daty 1 miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:
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B. PUn 0HH038%ia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powiazaniach
branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

)

kandydat na czlonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zloZenia
deklaracji: przed powolaniem do skladu Rady Przejrzystosci:

czlonek Rady Przejrzystoscei 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 udzial;

osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow 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 ktorej mowa w art. 31s ust. 23 ustawy. za okres jednego roku poprzedzajacego

dzien zgloszenia uwag.

C. Os$wiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Os$wiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego malzonka/mojej malzonki, mojego zstgpnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob. z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

Nnie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy:

zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy. j.:

1) pelnienie funkcji czlonka organéw spolki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym:

2) pelnienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie Swiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradezych zwiazanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku. srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego:

3) pelnienie funkcji czlonka organdw spoldzielni. stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dzialalno$é. o ktorej mowa w pkt 11 2:

c;?\%\
\
‘\.‘
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NIP: 9442271133 ) posiadanie akcji lub udzialow w spolkach handlowych prowadzacych

dzialalno$¢, o ktérej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialow w spoldzielniach

prowadzacych dzialalnosé. o ktorej mowa w pkt 112

5) prowadzenie dzialalnosci 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 okreslonych podmiotéw oraz braku wskazania

ich zakresu.

W przypadku:

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

2) wykonywania przez osobg 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

podmiotow i wskazac ich zakres.

S R

fﬁﬁﬁffﬁIffﬁ:ﬁf:ﬁﬁﬁiﬁﬁﬁﬁﬁfﬁﬁﬁﬁﬁﬁﬁﬁﬁfﬁffﬁ\%\ﬁﬁiiﬁifﬁb\ff fffﬁfo&(J\

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci
i czlonkowie 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
powiazanie branzowe, zakresu wystgpujacego powiazania branzowego.
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Jestem $wiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego o§wiadczenia.

- VL 1 Y 3T Lot e
Aodvore A 25,00 )26. ....??:...1..\./..‘.’1}. ............ )Wt
(data i miejscowos¢ ztozenia deklaracji) podpls osoby skladajace] deklalaqt;)

‘\. /
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1) Uwagi ogélne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT
Numer* ]
(rozdziatu, tabeli, Uwagi

wykresu, strony)

Jako Stowarzyszenie Rodzin z Amyloidozg TTR uwazamy, Ze w obliczu
rosngcej liczby pacjentdéw z kardiomiopatig w przebiegu amyloidozy
transtyretynowej wprowadzenie nowej opcji terapeutycznej, jakg jest
akoramids (Beyonttra), jest uzasadnione i potrzebne. Obecnie jedynym
dostepnym lekiem w tej kategorii jest tafamidis, co niepotrzebnie ogranicza
mozliwosci terapeutyczne dla pacjentéw oraz lekarzy.

Argumenty za objeciem refundacja akoramidisu:

1. Rozszerzenie opcji terapeutycznych: Wprowadzenie
akoramidisu do refundacji poszerzy wachlarz dostepnych terapii,
co jest kluczowe w kontekscie indywidualizacji leczenia. Kazdy
pacjent moze reagowac inaczej na terapie, a dodatkowy lek daje
lekarzom wigkszg elastyczno$¢ w doborze najskuteczniejszej
metody.

2. Alternatywa w przypadku dziatan niepozadanych: Istotnym
argumentem za wigczeniem akoramidisu jest fakt, ze niektorzy
pacjenci mogg doswiadczaé dziatan niepozgdanych zwigzanych z
jedng terapig. W takim przypadku dostepnosc alternatywnej opcji
terapeutycznej moze mie¢ kluczowe znaczenie dla kontynuac;ji
skutecznego leczenia.

3. Zgodnos¢ z wytycznymi medycznymi: Wprowadzenie
akoramidisu do leczenia kardiomiopatii jest zgodne z aktualnymi
wytycznymi leczenia kardiomiopatii, ktére wskazano réwniez w
komentowanej analizie.

4. Zapewnienie polskim pacjentom leczenia na poziomie
europejskim: Wiele krajéw juz wprowadzito akoramids jako
standard leczenia, co wskazano réwniez w komentowanej
analizie. Polscy pacjenci majg prawo do dostepu do leczenia na
poziomie europejskim.

Podsumowanie

Wigczenie akoramidisu (Beyonttra) do terapii kardiomiopatii w przebiegu
amyloidozy transtyretynowej jest uzasadnione i potrzebne. Rozszerzenie
dostepnych opcji terapeutycznych dla pacjentéw i lekarzy, a takze
mozliwos$¢ zaoferowania alternatywy w przypadku dziatan niepozadanych,
stanowi kluczowy element w dgzeniu do poprawy jakosci zycia pacjentow
oraz efektywnosci leczenia.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogolnych.
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a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdzialu, tabe

wykresu, strony)

l, Uwagi

(dot. rozdz. 7
skutecznose¢;
s. 7-10 AKL)

W analizie wykazano, ze akoramidis:

e istotnie statystycznie poprawia wyniki pierwszorzedowych punktow

koncowych (hierarchiczna ocena zgondw i hospitalizaciji),
e poprawia dystans w tescie 6-MWT,
e zmniejsza pogorszenie jakosci zycia (KCCQ-0S),

e wykazuje korzystny profil bezpieczenstwa.

W szczegolnosci:

e w poréwnaniu z placebo wykazano przewage w zakresie zgondow i

hospitalizacji sercowo-naczyniowych (AKL, s. 7-9),
profil bezpieczenstwa nie wskazuje na nowe, istotne ryzyka (AKL, s.

8-9).

Z perspektywy pacjentéw kluczowe znaczenie ma:

e spowolnienie utraty sprawnosci fizycznej,
e redukcja hospitalizaciji,

e mozliwos¢ diuzszego zachowania samodzielnosci.

Podkreslamy, ze ATTR-CM jest chorobg postepujaca; nawet

umiarkowane zahamowanie progresji przektada sie na istotne
klinicznie i spoteczne korzysci.

* Umozliwiajacy id
ogolnych.

entyfikacje fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
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b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

(dot. rozdz.
1.4i 3 analiza
minimalizacji
kosztow)
.Beyonttra_C
MA@2025.02.
17_czarne_be
zpieczne.pdf

W analizie przyjeto zasadnosé¢ CMA ze wzgledu na brak istotnych réznic
skutecznosci wzgledem tafamidisu (analiza posrednia).

Jednoczesnie:

e przy uwzglednieniu RSS terapia akoramidisem jest tansza od
tafamidisu,

e nawet bez RSS réznice kosztowe sg ograniczone,

e analiza zostata przeprowadzona konserwatywnie (1-roczny
horyzont, brak modelowania progresiji).
Z punktu widzenia stowarzyszenia nalezy podkresli¢, ze:

e analiza nie uwzglednia kosztéw posrednich (utrata zdolnosci do
pracy, opieka nieformalna),

e nie uwzglednia kosztow spotecznych narastajgcej
niesamodzielnosci,

e nie modeluje dtugoterminowego efektu redukcji hospitalizaciji.

Oznacza to, ze rzeczywisty efekt budzetowy moze by¢ korzystniejszy
niz wskazano w analizie.

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

ogdlnych.

c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkoéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, tabel,
wykresu, strony)

Uwagi

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

ogolnych.
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Informacja dotyczgca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB

Zgodnie z art. 13 ust. 1 1 ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego 1 Rady (UE)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osob fizycznych w zwigzku
z przetwarzaniem danych osobowych 1 w sprawie swobodnego przeplywu 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:

)

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),
dzialajagca 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 wyznaczyl Inspektora Ochrony Danych, z ktérym moze Pani /Pan
skontaktowa¢ si¢ 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 weryfikacja wystgpowania lub
braku wystgpowania konfliktu intereséw osoby skladajacej DPB;

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

informujemy, iz podanie przez Paniag/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajagcym 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, Zze 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 skladajacej DPB. W przypadku oséb skladajacych DPB przy zgtaszaniu uwag
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bgdzie skutkowatl
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 be¢dg udostgpniane podmiotom, ktore
uprawnione sg do ich otrzymania na podstawie przepisow 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
upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, b¢da one upubliczniane w Biuletynie
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Informacji Publicznej Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z
2024 r., poz. 146);

9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostgpu do tresci swoich danych osobowych,

prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania;

10) informujemy, iz nie przystuguje Pani/Panu w zwiazku z art. 17 ust. 3 lit. b i d RODO
prawo do usuni¢cia danych osobowych, prawo do przenoszenia danych osobowych, o
ktorym 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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkoéw publicznych
(Dz. U. 22024 1., poz. 146);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbedny
do przeprowadzenia weryfikacji wystgpowania lub braku powigzania branzowego,
anastgpnic przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z
obowigzujacag w Agencji Oceny Technologii Medycznych i1 Taryfikacji Instrukcja
kancelaryjna 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 begda przetwarzane w sposéb
zautomatyzowany 1 nie beda podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w
tym profilowaniu.

14) informujemy, 1z Pani/Pana dane osobowe nie beda przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji migdzynarodowe;.

Stowar%sz
3 enie Stowarz
rodzmzam 'dOZQTTR rodzin z amvylpi
ul. Kaczefice 24 gni i
32020 Wialieche S i

NIP: 9442271137 tel: 60





