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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: OTAD.423.2.9.2025

Whiosek o objecie refundacjg leku Alyftrek (deutiwakaftor, tezakaftor, wanzakaftor)
Tytul: | w ramach programu lekowego B.112. ,.Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-
10: E84)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetnionq i wlasnorecznie podpisang Deklaracjqg 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 réwniez przestanie
uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa
wart. 16 ust. 1a ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotéw
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 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 bedg publikowane

w BIP AOTMiT.

1. Czg¢$é I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)? — do wypelnienia 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
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 skladajgcej deklaracje¢ oraz oséb 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:

Maciej Piotr Niewada, ||| | | | N

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

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

4. Imie (imiona) i nazwisko zstepnego/zstepnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL 0s6b, z ktorymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca 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 ztozenia
deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

I 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 udzial;

osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 1., poz. 146),
zwanej dalej ,,ustawg”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;

I 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 zgtoszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/0sob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

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

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

I

pelnienie funkcji czlonka organow spotki  handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$é gospodarczg w zakresie wytwarzania lub
obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego,

wyrobem medycznym,;

petnienie funkcji cztonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia ustug prawnych,
marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem, obrotem lub refundacja
leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu

medycznego;

pelnienie funkcji czlonka organdéw spoldzielni, stowarzyszen Iub fundacji

prowadzacych dziatalnosé, o ktérej mowa w pkt 1 i2;

posiadanie akcji lub udziatow w spétkach handlowych prowadzacych dziatalnosé, o
ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialéw w spotdzielniach prowadzacych dziatalnosé, o

ktorej mowa w pkt 11 2;

X 5) prowadzenie dzialalnosci gospodarczej w zakresie, o ktérym mowa w pkt 1 i 2;

T 6

W przypadku:

wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o swiadczenie
ustug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej umowy o podobnym
charakterze zawartej z podmiotami, o ktéorych mowa w pkt 1-3, przy jednoczesnym
braku ztozenia o§wiadczenia o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow oraz braku wskazania ich zakresu.

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 ustug zarzadczych, umowy zlecenia,
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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 zaj¢¢ zarobkowych na rzecz okreslonych
podmiotéw i wskazaé ich zakres.
Wspolnik HealthQuest Sp. z 0.0. - konsultacje dt. raportow HTA.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci
1 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 wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powiazania branzowego.

Jestem §wiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za ztozenie fatszywego oswiadczenia.

Podpisano przez/ Signed by:
MACIE)

NIEWADA

Data/ Date: 03.02.2026 16:15

Warszawa, 2026-02-03 ... SESERE  ceeeens

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



2. Czesc¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*

wykresu, strony)

(rozdziatu, tabeli,

Uwagi

Rozdziat
41.1.2. str.
28

Dotyczy fragmentu: ,Kanadyjska Agencja CDA-AMC w swojej
rekomendacji dla leku Alyfirek zaznacza, Ze kliniczne znaczenie
obnizenia SwCl wykraczajgcego poza fto, ktére wczesniej
obserwowano w badaniach ELX-TEZ-IVA + |[IVA, nie zostafo
Jjednoznacznie udowodnione. Konsultowani przez kanadyjskg Agencje
eksperci kliniczni twierdzili rowniez, ze SwCl nie jest rutynowo
oznaczane w praktyce klinicznej.”

Zwracamy uwage, ze opinie cytowanych ekspertow kanadyjskich
pozostajg w sprzecznos$ci z praktyka kliniczng w Polsce. Oznaczanie
SwCl jest rutynowym testem w_diagnostyce mukomscydog
(poruszono m.in. w ReKOMendacje PostepowAnia

w mukowiScydozie (cystic fibrosis — CF) dla lekarzy POZ — KOMPAS
CF). Co wiecej, w ramach programu lekowego B.112 SwCl jest
wykorzystywane réwniez do monitorowania efektéw leczenia
modulatorami CFTR — test potowy jest przewidziany w schemacie
monitorowania (m.in. po 24 i 48 tygodniach oraz nastepnie co 48
tygodni), a ,stezenie jondéw chloru w pocie” jest jednym ze wskaznikéw
oceny skutecznosci terapii.

Jednocze$nie zwracamy uwage, ze SwCl jest bezposrednim
biomarkerem aktywnos$ci CFTR in vivo w gruczole potowym (im nizsze
SwCl, tym lepsza funkcja CFTR w tym narzadzie). Dlatego test potowy
jest od dekad kluczowy w diagnostyce CF standard/,gold standard”,
W badaniach rejestracyjnych modulatoréw CFTR spadek SwCl
wspotwystepuje z istotng poprawg kliniczng (Ramsey BW, Davies J,
McElvaney NG, Tullis E, Bell SC, Drevinek P, Griese M, McKone EF,
Wainwright CE, Konstan MW, Moss R, Ratjen F, Sermet-Gaudelus I,
Rowe SM, Dong Q, Rodriguez S, Yen K, Ordoriez C, Elborn JS; VX08-
770-102 Study Group. A CFTR potentiator in patients with cystic
fibrosis and the Gb551D mutation. N Engl J Med. 2011 Nov
3,365(18):1663-72. doi: 10.1056/NEJMoa1105185. PMID: 22047557
PMCID: PMC3230303.; Middleton PG, Mall MA, Drevinek P, Lands
LC, McKone EF, Polineni D, Ramsey BW, Taylor-Cousar JL, Tullis E,
Vermeulen F, Marigowda G, McKee CM, Moskowitz SM, Nair N,
Savage J, Simard C, Tian S, Waltz D, Xuan F, Rowe SM, Jain R;
VX17-445-102 Study Group. Elexacaftor-Tezacaftor-lvacaftor for
Cystic Fibrosis with a Single Phe508del Allele. N Engl J Med. 2019
Nov 7;381(19):1809-1819. doi: 10.1056/NEJMoa1908639. Epub 2019
Oct 31. PMID: 31697873; PMCID: PMC7282384.)

str. 46 147

Rozdziat 5.3.

Dotyczy sugesti AOTMIT, ze w analizie ekonomicznej w opinii
analitykbw Agencji pominieto nastepujgce komparatory: iwakaftor
w monoterapii, tezakaftor/iwakaftor w skojarzeniu z iwakaftorem.




Ponownie zwracamy uwage, ze:

Iwakaftor w monoterapii jest refundowany w ograniczonej populacji
w stosunku do wnioskowanej, a zgodnie z danymi publikowanymi
przez Narodowy Fundusz Zdrowia w co miesiecznych raportach
refundacyjnych jest produktem niszowym, stosowany od poczatku
jego refundacji przez 4 pacjentéw w_Polsce (obecnie lek jest
stosowany u 2 chorych). Co wiecej, po wprowadzeniu rozszerzenia
refundacji terapii trojsktadnikowej Kaftrio (eleksakaftor/tezakaftor/
iwakaftor) w skojarzeniu z Kalydeco (iwakaftor) mozliwa jest zmiana
monoterapii na terapie skojarzong (na podstawie decyzji lekarza
prowadzacego terapie pacjenta). W naszej opinii nie jest to zatem
technologia, ktérg bedzie zastepowac wnioskowana technologia.
Podobnie wskazanie rejestracyjne terapii tezakaftor/iwakaftor
w skojarzeniu z iwakaftorem jest znaczaco wezsze od wskazania dla
ocenianego leku Alyftrek (wanzakaftor/tezakaftor/deutiwakaftor). Co
wiecej, zgodnie z danymi publikowanymi przez NFZ w raportach
refundacyjnych, od wprowadzenia w kwietniu 2025 r. rozszerzenia
refundacji terapii tréjsktadnikowej Kaftrio+Kalydeco obserwuje sie
staty, bardzo duzy spadek wykorzystania terapii Symkevi przez
polskich pacjentow na korzy§¢ bardziej efektywne] terapii
trojsktadnikowej (obecnie lek jest stosowany u 15 pacjentow).
Zatem réwniez w tym przypadku trudno traktowaé tezakaftor/iwakaftor
w skojarzeniu z iwakaftorem jako adekwatny komparator dla ocenianej
terapii.

Zwracamy uwage, ze powyzsza opinia stoi w sprzecznosci z opinig
eksperta klinicznego ankietowanego przez AOTMIT, jak réwniez jest
niespéjna z ocena wyboru technologii opcjonalnej w rozdziale 3.3
AWA.

Rozdziat 6.3
str. 51

Dotyczy powotywania sie analitykow AOTMIT na dane refundacyjne
NFZ dla ELX/TEZ/IVA + IVA z 2025 roku, ktére sugerujg, ze koszty tej
terapii zostaly zawyzone w raporcie wplywu na budzet
przedstawionym przez wnioskodawce.

Zwracamy uwage, ze jak wskazujg analitycy AOTMIT, dane za 2025
rok nie sg kompletne. Dodatkowo nalezy podkreslié, ze w kwietniu
2025 roku zakres refundacji ELX/TEZ/IVA + IVA zostat znaczgco
poszerzony (co znajduje odzwierciedlenie w istotnie wyzszej liczbie
pacjentéw leczonych ELX/TEZ/IVA + IVA w stosunku do 2023 i 2024
roku), nie mniej liczba wydanych terapii w ciggu 6 m-cy
zaraportowanych przez NFZ jest jeszcze stosunkowa niska, poniewaz
obserwowana jest stopniowa zmiana dotychczasowych terapii na
terapie ELX/TEZ/IVA + IVA.

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

2) Uwagi do analiz wnioskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej




Numer*
(rozdziatu, tabeli,

Uwagi
wykresu, strony)

* Umozliwiajacy 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)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie 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 sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogo6lnych.
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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 Tarytikacji 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 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 sktadajacej 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 ktorym 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 i Taryfikacji Instrukcjg kancelaryjna
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 beda przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji mi¢dzynarodowe;.





