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Formularz zglaszania uwag do oAtk

analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy'

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | DOWM.4131.3.2026

Whiosek o objgcie refundacja produktu leczniczego Zilbrysq (zilucoplanum) w
Tytul: |ramach programu lekowego B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacia
miastenii (G.70.0)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wlasnorg¢cznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bqd? 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 réwniez przeslanie
uwag wraz z wypetnionq 1 podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elzktronicznej skrzynki podawczej, o ktérej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 iutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12341 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 |.¢dg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowvch beda publikowane

w BIP AOTMiT. _

I. Czgs¢ I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)® — do wypelnienia w przypadku
uwag do analizy weryf{ikacyjnej

! B AGENCJA

| OCENY TECHNOLOGI MEDYCZNYCH |

f | TARYFIKACII j
20 -05- 2026 |

Sekretariat Gléwny

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
2ywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2025 r.. poz. 907 z péZn. zm.)

" zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opiexi 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

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) i nazwisko oraz numer PESEL os6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL — daty i migjsca ich

urodzenia oraz obywatelstwo:







.

4) posiadanie akcji lub udziatéow w spélkach handlowych prowadzacych dziatalnosé, o
ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialov w spotdzielniach prowadzacych dzialalnos¢, o

ktorej mowa w pkt 1 i 2;

5) prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie, o ktérym mowa w pkt 1i2;

)< 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o $wiadczenie
ustug zarzadezych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej umowy o podobnym
charakterze zawartej z podmiotami, ¢ ktorych mowa w pkt 1-3, przy jednoczesnym
braku zloZenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajeé 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 wiskazane 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.
0 ktérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 usrawy

—nalezy ponizej zlozy¢ oswiadezenie o wykonywanie zajeé zarobkoewych na rzecz okreglonych

podmiotow i wskaza¢ ich zakres.

ia przez osdﬂy inne
i czlonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznoscei okre$lone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie podmiotu,
zktorym istnieje powiagzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaraci, ktorej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

{

...................................

(data i miejscowos$¢ zlozenia deklaracji) (podpis osoby sktadajacej deklaracje)



2. Czesé Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Z perspektywy klinicznej programy lekowe w chorobach rzadkich,
powinny ewoluowac wraz z postepem wiedzy medycznej oraz
pojawianiem sig nowych, zarejestrowanych terapii o potwierdzonej
skutecznosci i bezpieczenstwie. Heterogenny przebieg choroby oraz
zr6znicowana odpowiedz na leczenie miastenii uzasadniaja potrzebe
dostepu do wigcej niz jednej opcji terapeutycznej w ramach tych
samych mechanizméw dziatania. W tym kontekscie wigczanie
kolejnych terapii nalezy traktowac jako uzupetnianie istniejacych
strategii leczenia, zgodnie z aktualnym stanem wiedzy oraz praktyka
kliniczna.

Str. 64

Z perspektywy klinicznej brak badan przeprowadzonych w populaciji
doktadnie odpowiadajacej kryteriom wigczenia do programu
lekowego jest zjawiskiem typowym dla chordb rzadkich. Badania
rejestracyjne obejmujg zwykle heterogenng populacje pacjentéw z
aktywng chorobg, natomiast szczegotowe kryteria programowe
petnig przede wszystkim funkcje organizacyjng systemu ochrony
zdrowia i nie stanowia standardowych kryteriow wigczania do badan
klinicznych. W zwiazku z tym brak petnej zgodnosci populaciji
badanej z populacjg programu lekowego nie powinien byé
interpretowany jako brak istotnosci klinicznej dostepnych danych.

Jednoczesnie z klinicznego i systemowego punktu widzenia zasadne
wydaje si¢ dazenie do ujednolicenia kryteriéw witgczenia do
programu lekowego dla terapii o tym samym mechanizmie dziatania,
w szczegolnosci w obrebie inhibitoréw dopetniacza C5 — zgodnie z
komentarzem prof. dr hab. Anny Kostery-Pruszczyk. R6znicowanie
kryteriow kwalifikacji pomiedzy kolejnymi terapiami wprowadzanymi
do tego samego programu moze utrudnia¢ poréwnywalnos$é
populacji leczonych pacjentéw oraz podejmowanie racjonalnych
decyzji terapeutycznych w codziennej praktyce. Bardziej jednorodne
podejscie do kryteribw wiaczenia sprzyjatoby przejrzystosci
programu lekowego oraz spojnosci jego funkcjonowania wraz z
rozszerzaniem dostepnych opcji terapeutycznych.

Mozliwos¢ stosowania terapii w warunkach domowych, zgodnie z
Charakterystyka Produktu Leczniczego, stanowi istotny element
wspoiczesnego podejscia do leczenia chordb przewlekiych, takich
jak uogolniona miastenia. Dla pacjentéw oznacza to ograniczenie
koniecznosci regularnych wizyt w o$rodkach szpitalnych,
zmniejszenie obcigzenia zwigzanego z hospitalizacjami lub pobytami
dziennymi oraz wigkszg elastyczno$¢ w codziennym
funkcjonowaniu.
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Z punktu widzenia systemu ochrony zdrowia oraz o$rodkéw
realizujgcych program lekowy, mozliwo$¢ podan poza szpitalem
moze przektadac sig na ograniczenie wykorzystania infrastruktury
szpitalnej, zmniejszenie obcigzenia personelu medycznego oraz
bardziej efektywne zarzadzanie zasobami, bez wptywu na standard
prowadzonego leczenia. W praktyce klinicznej podania domowe
nalezy postrzegac jako element poprawy organizacji opieki i jakosci
leczenia, szczegoblnie w populaciji pacjentow wymagajacych
dtugotrwatej terapii, jak to ma miejsce przypadku pacjentéw z
miastenig uogolniona.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktorego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogélnych.

2) Uwagi do analiz wnioskodawcy
a. Uwagi do analizy kiinicznej :

Numer* )
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

" Umoz'iwiajacy 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 wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen ze Srodkéw publicznych

Numer* i
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

" Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogolnych.
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Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 1., poz. 146);
9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dcstepu 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. bi d RODO prawo
do usunigcia 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.
0 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
(Dz. U. 22024 r., poz. 146);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbgdny
do przeprowadzenia weryfikacji wystgpow mia lub braku powigzania branzowego,
a nastgpnie przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowiazujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjna
i Jednolitym Rzeczowyin Wykazem Akt;

12) Informujemy. iz przystuguje Pani/Panu prawo wniesienia skargi do organu nadzorczego,
jesli Pani/Pana zdaniem, przetwarzenie danych osobowych Pani/Pana - narusza przepisy
unijnego rozporzadzenia RODO;

12) informujemy. iz Pani/Pana dane osobowe nic beda przetwarzane w  sposéb
zautomatyzowany i nie beda podlegaly zauton:a‘yzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

*4) wformujemy, iz Fani/Pana dane osobove aie bedg przekazywane do  panistwa
{rzeciego/organizacji migdzynarodowe;.
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