
 

 

 
Formularz zgłaszania uwag do  

analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 
i analiz wnioskodawcy1  

Formularz zgłaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT: 

Numer: OTAP.423.2.3.2025 Hympavzi 

Tytuł: 

Wniosek o objęcie refundacją leku Hympavzi (marstacymab) we wskazaniu: 
rutynowa profilaktyka epizodów krwawienia u chorych w wieku 12 lat i starszych, 
z ciężką hemofilią A bez inhibitorów czynnika VIII (FVIII) lub z ciężką hemofilią 
B bez inhibitorów czynnika IX (FIX), w ramach programu lekowego B.15 
„Zapobieganie krwawieniom u dzieci i dorosłych z hemofilią A i B (ICD-10: D66, 
D67)”. 

Uwagi (pkt 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją o Powiązaniach 
Branżowych (pkt 1) należy złożyć osobiście w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych 
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bądź przesłać na adres siedziby Agencji 
za pośrednictwem 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 również przesłanie 
uwag wraz z wypełnioną i podpisaną kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracją 
o Powiązaniach Branżowych za pomocą elektronicznej skrzynki podawczej, o której mowa 
w art. 16 ust. 1a ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji działalności podmiotów 
realizujących zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1703). 
Uwagi można zgłaszać w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji 
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT po upływie tego terminu nie będą 
rozpatrywane. 

UWAGA! Zgłoszone uwagi i Deklaracja o Powiązaniach Branżowych będą publikowane 
w BIP AOTMiT2. 
1. Część I -Deklaracja o Powiązaniach Branżowych (DPB)3 – do wypełnienia w przypadku 

uwag do analizy weryfikacyjnej 

                                                             
1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z późn. zm.) 
2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., 
poz. 146) 
 

 









– 5 – 

 

2. Cześć II – Uwagi 

1) Uwagi ogólne do analizy weryfikacyjnej AOTMiT 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

Uwagi 
ogólne 

Stowarzyszenie Kierunek Zdrowie od 2004 roku działa na rzecz 
pacjentów z chorobami krwi, w tym chorych na hemofilię. Oferujemy 
im wsparcie psychologiczne, prawne, edukacyjne i rehabilitacyjne. 
Nasza organizacja nieustannie prowadzi starania o poprawę 
standardów leczenia hematologicznego w Polsce, reprezentując 
pacjentów w dialogu z instytucjami systemu ochrony zdrowia. 
 
W Polsce, pomimo funkcjonującego od wielu lat programu 
„Zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B”, nadal istnieje 
ogromna niezaspokojona potrzeba zdrowotna w grupie dzieci i 
młodzieży (również dorosłych chorych). Obecnie profilaktyka polega 
na podawaniu czynników krzepnięcia w formie wlewów dożylnych 
kilka razy w tygodniu. 
W przypadku dzieci podanie dożylne czynnika, z uwagi na dostęp do i 
wielkość żył, jest trudne, bolesne dla dzieci, wymagające dla 
opiekunów. 
Dodatkowo, czynnik musi być podawany kilka raz w tygodniu, co 
powoduje duży dyskomfort, stres zarówno dla dzieci, jak i ich 
opiekunów. Szczególnie gdy wiąże się z koniecznością 
podejmowania kilkukrotnie prób wkłucia by prawidłowo podać 
czynnik.  
Z wlewami dożylnymi związane są bolesne i groźne dla zdrowia 
powikłania jak krwiaki, uszkodzenia i pękanie żył, zakażenia. 
Stąd nierzadko, podanie odbywa się w szpitalu, co dodatkowo 
komplikuje opiekę nad dzieckiem z hemofilią i ma realny, negatywny 
wpływ na codzienne funkcjonowanie i życie całej rodziny. 
Gdy podanie dożylne czynnika jest trudne lub niemożliwe (brak 
dostępu do żyły, strach przed igłą), u dzieci i młodzieży zakładane są 
porty. Wymagają one dodatkowych zabiegów pielęgnacyjnych, 
zachowania szczególnej uwagi, aby nie uszkodzić portu. Wprowadza 
to dodatkowe ograniczenia dla dzieci i rodziców, negatywnie wpływa 
na komfort i jakość życia całej rodziny. 
W przypadku starszych dzieci i młodzieży konieczność częstego 
podawania czynników, podawania ich dożylnie, generuje dodatkowy 
stres dla nastolatków. 
Żeby profilaktyka była skuteczna musi być podawana zgodnie z 
zaleceniami. Im mniej skomplikowane i częste podawanie tym łatwiej 
pacjentom i ich opiekunom stosować się ściśle do zaleceń, co 
przynosi bezpośredni efekt jakim jest życie bez krwawień, bez 
perspektywy niepełnosprawności w przyszłości, życie, w którym 
hemofilia nie przejmuje kontroli nad życiem chorego i rodziny. 
Do niedawna jedyną obecnie dostępną alternatywą dla wlewów jest 
emicizumab podawany podskórnie. Dostęp do jednej tylko terapii 
podskórnej to zdecydowanie za mało. Szczególnie, że dla profilaktyki 
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i leczenia udostępniane są coraz nowsze, skuteczniejsze i bardziej 
wygodne do stosowania leki. Chorzy, ich opiekunowie, jak również 
opiekujący się nimi lekarze powinni mieć wybór, aby stosowana 
profilaktyka była dobrana do indywidualnych potrzeb zdrowotnych i 
życiowych pacjent. Aby była dopasowana do jego życia codziennego, 
bo tylko wtedy zwiększymy szansę na jej stosowanie zgodne z 
zaleceniami, tak aby zwiększyć jej skuteczność. 
Podawanie czynnika powinno być jak najprostsze, jak najrzadsze, ale 
jednocześnie sposób podawania nie powinien mieć wpływu na 
skuteczność i bezpieczeństwo profilaktyki. Powinno wpływać 
korzystnie na zdrowie pacjenta, umożliwiać mu niezakłócone 
codzienne funkcjonowanie, nie wpływać negatywnie na jakość życia 
pacjenta i jego opiekunów, nie stanowić dodatkowego obciążenia. 
Udostępnienie chorym marstacymabu profilaktyki podawanej 
podskórnie, raz w tygodniu, i co równie ważne i wyróżniające wobec 
emicizumabu i czynników krzepnięcia nie wymaga konieczności 
dostosowywania dawki do zmieniającej się masy ciała będzie miało 
realny, pozytywny wpływ na jakość życia chorych z hemofilią i ich 
opiekunów. Cechy te niewątpliwie ułatwią podawanie profilaktyki i 
ściślejsze stosowanie się do zaleceń lekarza, co będzie miało 
przełożenie na większą skuteczność profilaktyki. 
Wprowadzenie alternatywy dla czynników krzepnięcia do program 
lekowego B.15 jest z punktu widzenia pacjentów i ich opiekunów 
kluczowe i niezbędne dla zapewnienia dostępu do skutecznej 
profilaktyki, poprawienia komfortu trudnego codziennego życia z 
chorobą jaką jest hemofilia, a w dłuższej perspektywie umożliwienie 
chorym zachowania sprawności i dobrej jakości życia na długie lata 
dorosłego życia. 
 
Należy również pamiętać o dorosłych chorych, dla których 
profilaktyka nowymi lekami nie jest dostępna w ramach programu 
lekowego. Chorzy ci często mają trudność w podawaniu czynnika z 
uwagi na zły stan żył, co przekłada się na pogorszenie ogólnego 
stanu zdrowia, pogorszenie sprawności i stopniowe wykluczanie z 
aktywnego życia rodzinnego i zawodowego. 
W szczególnie trudnej sytuacji są pacjenci, którzy w momencie 
ukończnia 18 roku życia są wyłączani z programu lekowego i nie 
będą mieli możliwości kontynuowania profilaktyki innymi poza 
czynnikami opcjami. Dla tej grupy, dorosłych chorych, również 
należałoby stworzyć możliwość korzystania z postępu jaki dokonuje 
się w profilaktyce i leczeniu hemofilii. 

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnoszą się wniesione uwagi; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 
 
2) Uwagi do analiz wnioskodawcy 
a. Uwagi do analizy klinicznej 
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Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 
b. Uwagi do analizy ekonomicznej 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

c. Uwagi do analizy wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych 

Numer* 
(rozdziału, tabeli, 
wykresu, strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 
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Klauzula informacyjna o przetwarzaniu danych osobowych 

Informacja dotycząca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB 

Zgodnie z art. 13 ust. 1 i ust. 2 rozporządzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku 
z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego przepływu 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, 
następujące informacje: 

1) administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych 
i Taryfikacji z siedzibą w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032), 
działająca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki 
zdrowotnej finansowanych ze środków 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; 

2) administrator wyznaczył Inspektora Ochrony Danych, z którym może Pani /Pan 
skontaktować się w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres naszej 
siedziby wskazany w pkt 1 lub drogą mailową iod@aotm.gov.pl; 

3) cel przetwarzania danych osobowych jest związany z weryfikacją występowania lub braku 
występowania konfliktu interesów osoby składającej DPB; 

4) informujemy, iż przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyż 
spełniony jest warunek legalności przetwarzania określony w art. 6 ust. 1 lit. c RODO, 
tj. niezbędności wypełnienia obowiązku prawnego wynikającego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23 
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych 
ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

5) informujemy, iż podanie przez Panią/Pana danych osobowych związane jest wymogiem 
ustawowym wynikającym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach 
opieki zdrowotnej finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146); 

6) informujemy, że podane przez Panią/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu 
o przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbędne 
do dokonania weryfikacji występowania lub braku występowania powiązania branżowego 
osoby składającej DPB. W przypadku osób składających DPB przy zgłaszaniu uwag 
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych będzie skutkował 
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji; 

7) informujemy, iż przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powołuje się na prawnie 
uzasadniony interes, o którym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO; 

8) informujemy, iż Pani/Pana dane osobowe będą udostępniane podmiotom, które uprawnione 
są do ich otrzymania na podstawie przepisów prawa lub podmiotom, którym Administrator 
powierzył przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku 
danych osobowych zawartych w DPB, składanej przy zgłaszaniu uwag do upublicznionej 
analizy weryfikacyjnej Agencji, będą one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej 






