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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: |OTAP.423.2.3.2025 Hympavzi

Whniosek o objecie refundacjg leku Hympavzi (marstacymab) we wskazaniu:
rutynowa profilaktyka epizodow krwawienia u chorych w wieku 12 lat i starszych,
z cigzka hemofilig A bez inhibitoréw czynnika VIII (FVIII) lub z cigzka hemofilia
B bez inhibitoréw czynnika IX (FIX), w ramach programu lekowego B.15
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci i dorostych z hemofilig A i B (ICD-10: D66,
D67)”.

Tytul:

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetnionq i wlasnorecznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozyé 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 rowniez przestanie
uwag wraz z wypetnionq 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 dziatalnosci podmiotow
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12341 1703).

Uwagi mozna zgtasza¢ 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 AOTMiT>.

1. Cze$é I -Deklaracja o Powigzaniach 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 lekoéw, $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)
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DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz osob z nig zwiazanych

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:

Malgorzata Konopka-Pliszka || | | | |G|G—.......................................

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

4. Imie (imiona) 1 nazwisko zstgpnego/zstepnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

5. Imig¢ (imiona) 1 nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty 1 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;

[ 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 udziatl;

[ osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),

zwanej dalej ,,ustawg”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjgcia zlecenia;



I 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/oséb, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

[ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

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

[ 1) petnienie funkcji czlonka organdéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w  zakresie
wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

r 2) pehienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w  zakresie
$wiadczenia ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z
wytwarzaniem, obrotem lub refundacjg leku, srodka spozywczego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego;

N 3) pelienie funkcji cztonka organow spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dzialalnos¢, o ktérej mowa w pkt 11 2;

X 4) posiadanie akcji lub udzialdw w spoltkach handlowych prowadzacych
dziatalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 1 2, oraz udziatow w spotdzielniach

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

N 5) prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie, o ktdrym mowa w pkt 1 i
2;
X 6) wykonywanie zaj¢¢ 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
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zaje¢ zarobkowych na rzecz okre§lonych podmiotéw oraz braku wskazania

ich zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodzg okoliczno$ci 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 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¢ o$wiadczenie o wykonywaniu zaj¢¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow 1 wskazaé ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkoéw Rady Przejrzystosci
1 cztonkowie Rady Przejrzystos$ci, ze zachodza okolicznosci okre§lone w art. 31s ust. 8 ustawy,

nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktérym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

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

Signed by /
Podpisano przez:

Matgorzata Ewa
Korropka-Pliszkar <+ o s rvereeees

os&iﬁ&’ %ﬁﬁ;ﬁfﬁéej deklaracje)

(data i miejscowos¢ ztozenia deklaracji)



2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Rozdziat 5.3.1.
(str. 37)

Uwaga:
Analitycy Agencji zwracajg natomiast uwage na brak uwzglednienia
w analizach CMA i CCA dyskontynuac;ji leczenia.

Odpowiedz:

W analizie CUA w ramieniu marstacymabu 6,02% chorych przerywa
leczenie. W publikacji von Drygalski 20234 (badanie XTEND-1) dla
efanezoktokogu alfa wskazano, iz 6% chorych przedwczesnie zakonczyto
udziat w badaniu, tj. przerwato leczenie efanezoktokogiem alfa. Odsetek
ten jest wysoce zblizony do odsetka uwzglednionego w ramach CUA dla
marstacymabu. Tym samym ewentualne uwzglednienie kosztu
dyskontynuac;ji leczenia w przypadku analizy CCA miatoby marginalny
wptyw na wyniki analizy.

Rozdziat 5.3.1.
(str. 37)

Uwaga:

Ponadto wnioskodawca nie uwzglednit w danych wejsciowych mozliwosci
zwiekszenia dawki do 300 mg we wstrzyknieciu podskérnym raz
w tygodniu u pacjentdw o masie ciata = 50 kg, co moze wptywaé na
wiarygodnosc¢ przedstawionych przez wnioskodawce wynikow.

Odpowiedz:

W analizie ekonomicznej odstgpiono od uwzglednienia zwigkszonej dawki
marstacymabu u chorych, u ktérych kontrola krwawien przy zastosowaniu
dawki 150 mg jest niewystarczajgca, gdyz jednoznaczne wskazanie
u jakiej grupy chorych wystgpi potrzeba modyfikacji dawki w praktyce
klinicznej obarczone jest znaczacg niepewnoscig. Praktyka kliniczna
w Polsce w kontek$cie podjecia decyzji o uznaniu kontroli krwawien za
niewystarczajgcg moze by¢ istotnie zréznicowana wsréd lekarzy
prowadzacych, gdyz obejmuje réwniez ich subiektywng ocene.

Rozdziat 6.3.1.
(str. 43)

Uwaga:

Analize wplywu na budzet przedstawiono w 2-lethim horyzoncie
czasowym. Wydaje sie, ze z uwagi na specyfike postepowania w hemofilii
(m.in. zastosowanie niektérych lekow zaréwno w profilaktyce, jak
i leczeniu krwawien), koszty opieki (w tym koszty lekéw oraz koszty
leczenia krwawien i zdarzen niepozadanych), koniecznos¢ prowadzenia
statej profilaktyki oraz organizacje leczenia (w ramach NPLH Ilub
programu lekowego) przyjety horyzont analizy jest niewystarczajgcy do
petnego zobrazowania konsekwencji pozytywnej decyzji refundacyjnej.
W opinii Agencji optymalnym okresem analizy w rozwazanym wskazaniu
jest 5 lat.

Odpowiedz:

4 von Drygalski A., Chowdary P., Kulkarni R. i in., Efanesoctocog Alfa Prophylaxis for Patients with
Severe Hemophilia A. The New England journal of medicine. Jan 26 2023;388(4):310-318.



Uzasadnieniem przyjecia 2-letniego horyzontu czasowego w analizie
wplywu na budzet jest fakt, ze wnioskowana technologia bytaby
finansowana w ramach Programu lekowego B.15., ktéry w sposob
precyzyjny okresla standard terapeutyczny. Ponadto biorgc pod uwage
fakt, iz po odpowiednim przeszkoleniu w zakresie techniki wstrzyknie¢
podskérnych pacjent lub opiekun pacjenta moze samodzielnie
wykonywaé wstrzykniecia produktu leczniczego Hympavzi®, o ile osoba
nalezgca do fachowego personelu medycznego uzna to za wiasciwe,
w wyniku rozpoczecia finansowania wnioskowanej technologii nie wystgpi
koniecznos¢ dodatkowych szkolen personelu medycznego, czy tez
tworzenia nowych wytycznych okreslajgcych sposdb podawania leku.
Objecie refundacjg technologii wnioskowanej nie spowoduje zatem
nowych konsekwencji w organizacji leczenia oraz udzielania $wiadczen
zdrowotnych.

Dodatkowo, zgodnie z Ustawg o refundacji, pierwsza decyzja
refundacyjna wydawana jest na 2 lata, co potwierdza zasadnos¢
przyjetego horyzontu czasowego analizy.

Rozdziat 6.3.1.
(str. 43)
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Rozdziat 6.3.1.
(str. 43)

Uwaga:

Whnioskowany lek moze by¢ stosowany u oséb w wieku od 12 lat, o masie
ciata min. 35 kg. Wnioskodawca w toku oszacowan nie wskazat
bezposrednio wielkosci subpopulacji takich chorych, przyjmujagc srednie
masy ciata mezczyzn z populacji polskiej za danymi GUS 2019. Analiza
danych dostarczonych przez NCK wskazata, ze w populacji chorych na
ciezkg hemofilie A lub B Srednie masy ciata dzieci byly nizsze niz
w populacji ogdlnej, natomiast Srednia masa ciata pacjentéw dorostych —
wyzsza niz przyjeta przez wnioskodawce. W obliczeniach witasnych
Agencji przyjeto srednie masy ciata obliczone na podstawie danych NCK.

Odpowiedz:

Nalezy zaznaczy¢, iz Wnioskodawca nie jest w posiadaniu danych NCK
dotyczacych masy ciata chorych. W zwigzku z powyzszym dane
dotyczgce masy ciata chorych przyjeto na podstawie srednich mas ciata
w zaleznosci od wieku w populacji generalnej mezczyzn w Polsce
w oparciu o dane GUS. Dane dotyczace masy ciata chorych przyjeto na




podstawie Srednich mas ciala w zaleznosci od wieku w populacji
generalnej mezczyzn w Polsce w oparciu o dane GUS. Analiza danych
GUS wykazala, iz srednia masa ciata chlopcéw w wieku 12 lat wynosi
45,90 kg.

e
I
.

W przypadku analizy ekonomicznej i wplywu na budzet Wnioskodawcy
uwzgledniona $rednia masa ciata dorostych chorych byta nizsza niz
wynikajgca z danych NCK. Biorac pod uwage fakt, iz dawkowanie
wnioskowanej technologii nie jest uzaleznione od masy ciala,
a w przypadku komparatorow determinowane jest masg ciata, przyjecie
Sredniej masy ciata dorostych chorych nizszej niz wynikajgcej z danych
NCK réwniez nalezy uznaé za zatozenie wysoce konserwatywne, gdyz nie

zawyza kosztéw w ramieniu komparatoréw (przy wyzszej masie ciata
dorostych chorych koszty komparatoréw bytyby wyzsze).

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy

w przypadku uwag ogolnych.

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

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

ogolnych.

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

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi




* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie 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 1 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 1 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:

1y

2)

3)

4)

S)

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 $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 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 droga mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacja wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu interesow osoby sktadajacej DPB;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spelniony jest warunek legalnosci przetwarzania okre§lony 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 1., poz. 146);

informujemy, 1z podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajagcym 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 wystgpowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby sktadajacej DPB. W przypadku os6b sktadajacych DPB przy zglaszaniu uwag
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bgdzie skutkowat
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji;

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powotuje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktéorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
s do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktorym 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, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej


https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrtgm2tsnrrguytsltqmfyc4mzuhaztimztgq
https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrtgm2tsnrrguyts
https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrvgaytgnbsge4a
mailto:sekretariat@aotm.gov.pl
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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 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.
o S$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$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 nastgpnie przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng
1 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 sposob
zautomatyzowany i nie beda podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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