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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT:

Numer: DOWM.4131.7.2026

Whniosek o objecie refundacjg produktu leczniczego Vyvgart (efgartigimod alfa)
Tytul: |w ramach programu lekowego B.157 ,Leczenie chorych z uogdlniong postacia
miastenii (ICD-10: G70.0)”.

Uwagi (pkt 2) wraz z wypetnionq i wlasnorecznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy ztozy¢ 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 Deklaracjg
o Powiqgzaniach 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 uptywie tego terminu nie bedg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powiqzaniach Branzowych bedq publikowane

w BIP AOTMiT>.

1. Cze$¢ I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)3 — do wypetnienia w przypadku
uwag do analizy weryfikacyjnej

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz. U. 2025 r., poz. 907 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 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:

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktérymi osoba skladajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich

urodzenia oraz obywatelstwo:




B. Powod zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach

branzowych (zaznaczy¢ wtasciwe)

| kandydat na cztonka Rady Przejrzystoéci 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 udziat;

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

| osoba, o ktorej 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. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

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

| nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;
zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

1) pelienie funkcji czlonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy prowadzacych dzialalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub
obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego,

wyrobem medycznym,;

[ 2) pehienie funkcji cztonka 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;
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L] 3) pemienie funkcji czlonka organéw spoldzielni, stowarzyszen Ilub fundacji

prowadzacych dziatalnosé, o ktorej mowa w pkt 11 2;

L] 4) posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych dziatalnos¢, o
ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialow w spoétdzielniach prowadzacych dziatalnos¢, o

ktorej mowa w pkt 11 2;

L] 5) prowadzenie dzialalnos$ci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 11 2;

[ 6) wykonywanie zaj¢¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o $wiadczenie
ustug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej umowy o podobnym
charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt 1-3, przy jednoczesnym
braku ztozenia os§wiadczenia o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okre$lonych

podmiotoéw oraz braku wskazania ich zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza 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 swiadczenie 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 wskazac ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkow Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodzg okolicznos$ci okre§lone 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 powigzania branzowego.

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

Signed by / Podpisano
przez:

.......................................................... /%%W ... Jomasz.Fartunat Baranski

Date / Data: 2026-09-11
16:21



(data 1 miejscowos$¢ ztozenia deklaracji) (podpis osoby sktadajacej deklaracje)



2. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT

medyczne”, str. 11

Rozdz. 2
~Kluczowe
informacje i
whioski” —

~Skutecznosé

kliniczna i

praktyczna”, str. 13

Rozdz. 2
~Kluczowe
informacje i

wnioski” — ,Analiza
ekonomiczna”, str.
14

Rozdz. 3.3
»1echnologie
alternatywne

wskazane przez
wnioskodawce”,
Tabela 6
,Zestawienie
komparatorow
wybranych przez
whnioskodawce i
ocena ich wyboru”,
str. 18-19

Rozdz. 5.3 ,Ocena
metodyki analizy
ekonomicznej
wnioskodawcy”,
Tabela 22 ,Ocena
metodyki analizy
ekonomicznej”, str.
44

Numer*
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)
Rozdz. 2 Odnosnie wyboru rituksymabu (RTX) jako alternatywnej
,Kluczowe technologii medycznej, to zwracamy uwage, ze RTX nie spetnia
informacje i przestanek komparatora dla efgartigimodu alfa (EFG) w
whnioski” — populacji AChR-Ab(+) uogdlnionej miastenii z dwodch
LAlternatywne |niezaleznych powoddw:
technologie (i) jest pozycjonowany klinicznie na wczesniejszym

etapie leczenia niz EFG, co znajduje bezposrednie
odzwierciedlenie w kryteriach kwalifikacji programu
lekowego B.157, a jego finansowanie oparto na trybie
wiasciwym dla wskazan pozarejestracyjnych, bez
oceny HTA,

badanie randomizowane dla RTX prowadzone w
populacji AChR-Ab(+) - badanie BEAT-MG - jest
nieporéwnywalne z badaniem ADAPT zaréwno
konstrukcyjnie, jak i pod wzgledem wyjSciowego
nasilenia choroby.

Oba tory argumentacji znajdujg potwierdzenie zewnetrzne:

(i)

(ii)

(iif)

w rozstrzygnieciach NICE [NICE. Efgartigimod for
treating antibody-positive generalised myasthenia
gravis. Technology appraisal guidance TA1069, 4

czerwca 2025 r.
https://www.nice.org.uk/guidance/ta1069; NICE.
Rozanolixizumab  for treating antibody-positive

generalised myasthenia gravis. Technology appraisal
guidance TA1155, 20 maja 2026 r.
https://www.nice.org.uk/guidance/ta1155], ktore
dwukrotnie wykluczyty RTX z kregu komparatorow
wiasnie z uwagi na wczesniejsze pozycjonowanie,

w przegladzie Cochrane 2025 [Dodd KC, Clay FJ,
Forbes AM, Handley J, Keh RYS, Miller JAL, Storms
K, White LM, Lilleker JB, Sussman J. Rituximab for
myasthenia gravis. Cochrane Database of Systematic
Reviews 2025, Issue 7, Art. No.: CD014574;
doi:10.1002/14651858.CD014574.pub2.], ktory
wskazuje, ze baza dowodowa RTX w miastenii nie
pozwala na oszacowanie efektu wzglednego w
punktach koncowych istotnych dla takiego poréwnania
w publikacji Celico i wsp. [Celico L, Spaepen E, De
Francesco M, lannazzo S. An Indirect Comparison of
Efgartigimod Versus Rituximab in Generalized
Myasthenia Gravis. Poster CO123, ISPOR Europe
2022. https://www.ispor.org/docs/default-
source/euro2022/isporposterco123-pdf.pdf.], ktéra
wskazuje, ze przeprowadzenie wiarygodnego




Rozdz. 5.3.1
,Ocena analizy
ekonomicznej” —
,2Ograniczenia
zidentyfikowane
przez Analitykow
Agencji’, str. 46

posredniego porownania jest praktycznie

niewykonalne
Aktualne wytyczne umiejscawiajg RTX i EFG na roznych
poziomach sekwencji terapeutycznej. Aktualizacja wytycznych
ABN (2025) [Jacob S, Farrugia ME, Hewamadduma C, et
alAssociation of British Neurologists (ABN) autoimmune
myasthenia gravis management  guidelines (2025
update)Practical Neurology 2025;25:422-437] wskazuje RTX w
dawce 500 mg jednorazowo jako opcje uzyteczng wczesnie w
przebiegu gMG, do rozwazenia w okresie rozpoczynania
glikokortykosteroidow, natomiast inhibitory FcRn i inhibitory
dopetniacza rezerwuje dla choroby opornej - po niepowodzeniu
co najmniej dwoch lekdw oszczedzajgcych steroidy. RTX jest
zatem technoloqgig o charakterze indukcyjnym, stosowang
wczesnie, podczas gdy EFG jest technologig cykliczna,
kierowang do chorych objawowych mimo wyczerpania leczenia
konwencjonalnego.

Roéznica pozycjonowania zostata wprost odwzorowana w tresci
programu lekowego. Kwalifikacja do leczenia EFG wymaga
udokumentowanego niepowodzenia  glikokortykosteroidéw
stosowanych =6 miesiecy, w tym =3 miesigce w dawce =30 mg
prednizonu na dobe, oraz dwdch niesteroidowych lekéw
immunosupresyjnych (jednego =12 miesiecy, drugiego =6
miesiecy). Kryteria dla RTX takiego wymogu nie zawieraja:
warunkiem jest ,wysoka aktywno$¢ choroby”, a program
dopuszcza kwalifikacje chorych ,w pierwszym roku po
zachorowaniu” 2z objawami utrzymujgcymi sie  mimo
odpowiedniego leczenia objawowego i immunosupresyjnego.
Program lekowy definiuje wiec dla RTX i EFG dwa rézne
momenty w przebiegu choroby, a nie dwie réwnowazne
opcje dla teqo samego choreqgo.

Populacja BEAT-MG (jedyne RCT dla RTX w populacji zblizone;j
do tej w PL) byta istotnie mniej zaawansowana klinicznie niz
populacja ADAPT i ADAPT SC. Sredni wyjsciowy wynik MG-
ADL wyniost 4,9 (SD 3,6) w BEAT-MG wobec 9,0 (SD 2,5) w
ADAPT — réznica 4,1 punktu, tj. wynik w ADAPT wyzszy o0 84%.
Analogiczna rozbieznos¢ dotyczy skali QMG: 10,1 (SD 4,5) vs
15,9 (SD 4,8), tj. r6znica 5,8 punktu. Wartosé 4,9 punktu jest
nizsza od progu MG-ADL 25 wymaganego przy kwalifikacji
do programu B.157: przy zatozeniu rozkladu normalnego okoto
49% uczestnikow BEAT-MG nie spetniatoby tego kryterium,
wobec okoto 95% uczestnikow ADAPT. Przecietny chory z
BEAT-MG nie kwalifikowatby sie zatem do programu lekowego,
a tym bardziej nie odwzorowuje populacji efgartigimodu.

Niezaleznie od roznicy populacyjnej, formalne poréwnanie obu
badan jest wprawdzie technicznie mozliwe do skonstruowania,
lecz nie spetnia zadnego ze swoich zatozen. Pierwszorzedowe




punkty koncowe mierzg rézne zjawiska i nie pozostajg w relac;ji
surogatowe;.

Poréwnanie posrednie ADAPT vs BEAT-MG =zostato juz
opublikowane [Celico i wsp.]. Zastosowano MAIC oraz metode
Buchera, na punkcie koncowym zmiany wyniku MG-ADL do
najlepszej odpowiedzi (tydzien 4 dla EFG, tydzien 52 dla RTX);
oba podejscia wskazaty przewage EFG o okoto 2,9-3,2 punktu
MG-ADL (p < 0,001). Rozstrzygajgce jest jednak nie kierunkowe
rozstrzygniecie, lecz efektywna liczebnosé préby po
dopasowaniu: 1,3 pacjenta. Efektywna préba rzedu jednego
pacjenta jest ilosciowym dowodem, Zze populacje ADAPT i
BEAT-MG praktycznie nie naktadajg sie na siebie. Wynik takiego
poréwnania nie moze stuzy¢ ani jako dowod wnioskowania o
réwnowaznosci lub nie obu technologii.

Warto przy tym podkresli¢, ze wartos¢ dowodowa dla RTX w
leczeniu _miastenii _jest bardzo niska - aktualny przeglad
systematyczny Cochrane [Dodd i wsp., 2025, Issue 7,
CD014574.pub2] objat catos¢ dowoddéw randomizowanych dla
RTX w miastenii, ktéry sprowadza sie do dwoch RCT
obejmujgcych tgcznie 99 chorych (BEAT-MG i RINOMAX).
Ustalenia autoréw sg nastepujgce: wptyw na nasilenie objawéw
i sprawnosc¢ funkcjonalng w perspektywie odlegtej pozostaje
niepewny (pewnos¢ bardzo niska); w odniesieniu do efektu
oszczedzajgcego steroidy dowody wskazujg na ,niewielkg lub
zadng roznice”; ciezkie zdarzenia niepozgdane — pewnosé
bardzo niska, uniemozliwiajgca wyciggniecie wnioskow.
Jedynym punktem koncowym o umiarkowanej pewnosSci
dowoddéw jest redukcja nawrotdw wymagajgcych terapii
ratunkowej w okresie =9 miesiecy: 220 na 1000 chorych wobec
490 na 1000 w ramieniu kontrolnym, przy czym wniosek ten
oparty jest o wyniki badania RINOMAX, ktéry dotyczyt pacjentow
ze Swiezo rozpoznana i nieleczona wczesniej miastenig
(populacja catkowicie odmienna od wnioskowanej). Autorzy
wskazujg na potrzebe dalszych badan w wyodrebnionych
podgrupach chorych.

Tym samym nie istnieje zatem zaden punkt koncowy, dla ktérego
jednoczesnie: (a) dostepne sg dane dla obu technologii, (b)
pewnos¢ dowodow przekracza poziom bardzo niski, i (c)
definicja oraz punkt czasowy oceny sg wspolne. Przyjecie RTX
za komparator nie doprowadzitoby wiec do oszacowania
efektu wzglednego o jakiejkolwiek wartosci decyzyjnej.

W konsekwenciji, uznanie RTX za komparator, przy braku badan
head-to-head i przy wykazanej powyzej nieporownywalnosci
dostepnych danych, nie doprowadzi do rzetelnego oszacowania
efektu wzglednego. Doprowadzi natomiast do wniosku o
charakterze wytgcznie cenowym: skoro nie wykazano przewagi
efgartigimodu nad rytuksymabem, koszt terapii efgartigimodem
powinien odpowiadac¢ kosztowi rytuksymabu (art. 13.3 Ustawy




refundacyjnej). Wniosek taki bytby btedny w czterech wymiarach
jednoczesnie.

(i) Po pierwsze, obie technologie nie konkurujg o tego
samego chorego w tym samym momencie przebiegu
choroby — kryteria programu B.157 lokujg je na
réznych etapach sekwencji, a chory kwalifikowany do
EFG ma za sobg co najmniej 18 miesiecy

udokumentowanego niepowodzenia leczenia
immunosupresyjnego, ktorego kwalifikacja do RTX nie
wymaga.

(i) Po drugie, koszt RTX w tym wskazaniu nie zostat
nigdy ustalony w procesie oceny wartosci
terapeutycznej — jego finansowanie wynika z opinii
wydanej w trybie art. 40, bez analiz ekonomicznych i
bez negocjacji ceny opartej na efektywnosci;
wykorzystanie go jako punktu odniesienia
oznaczatoby przeniesienie na technologie oceniang
wnioskowo parametru cenowego, ktéry sam nie
przeszedt oceny.

(i)  Po trzecie, taki punkt odniesienia bytby niespojny z
rozstrzygnieciami Agencji w ocenach rawulizumabu i
rozanoliksyzumabu, w ktérych w populacji AChR-
Ab(+) za komparatory przyjeto technologie
biologiczne, a nie rytuksymab — oraz z
rozstrzygnieciami NICE w ocenach TA1069 i TA1155.

(iv)  Poczwarte, teza o ,braku wykazanej przewagi” bytaby
merytorycznie nieuprawniona: brak przewagi nie
zostat wykazany, poniewaz przy bardzo niskigj
pewnosci dowodow dla RTX w punktach koncowych
objawowych (Cochrane 2025) i przy efektywnej prébie
1,3 pacjenta w opublikowanym MAIC nie wykazano
niczego — ani przewagi, ani jej braku.

Tym samym wnioskodawca podtrzymuje brak zasadnosci
wyboru RTX jako komparatora w przedstawionej analizie,
szczegolnie, ze dotyczy ona juz refundowanej czgsteczki a
jedyng rdznica jest sposéb podania (s.c. vs. i.v.).

Odnos$nie zasadnosci poréwnania z zilukoplanem (ZILU), to
zwracamy uwage, ze nie jest to jedyna czgsteczka bedgca w
trakcie negocjacji — obecnie w toku oceny jest rowniez
nipokalimab, co wskazuje na bardzo dynamiczny okres w
zakresie nowych czgsteczek i w praktyce oznacza, ze proces
oceny technologii medycznych w miastenii jest procesem o
stosunkowo krotkim czasie aktualnosci. Niezaleznie od tych
nowych czgsteczek, warto podkresli¢ cel oceny wnioskowanego
leku — w przypadku efgartigimodu mamy bowiem do czynienia
nie z nowg czasteczkg ale z nowym sposobem podania (s.c.),
ktéry w badan bezposrednich wykazywat poréwnywalng
skutecznos¢ do dotychczas refundowanej postaci (i.v.).
Dodatkowo nalezy jeszcze raz podkreslié, ze w_trakcie




=

przygotowywania _aktualizacji _analiz__zilukoplanem i

nipokalimab nie byly refundowane i nie jest znana ich cena

co wyklucza jakakolwiek analize ekonomiczna.

Rozdz. 2
,Kluczowe
informacje i

whnioski” — JAnaliza
wptywu na budzet
ptatnika
publicznego”, str.
14

Rozdz. 6.3 ,Ocena
metodyki analizy

wptywu na budzet
whnioskodawcy”,

—

sir. 561153
Dotyczy negatywnej oceny zatozenia, ze efgartigimod s.c.
bedzie przejmowat rynek efgartigimod i.v. a takze zatozen
Rozdz. 2 . 2 : . . o
Kiuczowe dptyczqcych liczebnosci docelong populacji opaftq na analizie
i’r’1formacje i historycznych danych dla efgartigimodu w postaci i.v.

whnioski” — JAnaliza
wptywu na budzet
ptatnika
publicznego”, str.
14

Rozdz. 6.3 ,Ocena
metodyki analizy

wptywu na budzet
whnioskodawcy”,

Zwracamy uwage, ze celem wniosku nie jest wprowadzenie
nowej molekuly ale rozszerzenie refundacji tej samej
czasteczki o nowa droge podania, z tymi samymi wskazaniami
i przeciwwskazaniami co juz refundowana czgsteczka. Tym
samym brakuje podstaw, zeby wnioskowana technologia
dotyczyta innych pacjentéw niz Ci ktorzy w chwili obecnej i w
przysztosci bedg spetniali kryteria wigczenia do leczenia
efgartigimodem. Zwracamy tez uwage, ze sytuacja w PL B.
157.0 jest bardzo dynamiczna (w biezgcym roku do refundacji
weszta 1 nowa molekuta a 2 kolejne sg przedmiotem negocjacji

Ik 91750 w MZ), tym samym prognozowanie przejecia rynku innych
molekut ma charakter czysto spekulatywny i nie przyczyni sie
zwiekszenia przejrzystosci analizy wptywu na budzet.

Rozdz. 2 Dotyczy negatywnej oceny zasadnosci przyjecia techniki

,Kluczowe minimalizacji kosztow zamiast uzytecznosci kosztow.

informacje i

whnioski” — JAnaliza
ekonomiczna”, str.
14

W kontekscie poréwnania z EFG IV i komentarza dt.
niepewnosci terapeutycznej rownorzednosci postaci IV i S.C. to
zwracamy uwage na hipoteze badawczg oraz wyniki badania
ADAPT-S.C.
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Rozdz. 5 ,0Ocena
analizy
ekonomicznej” —
,ocena metodyki
analizy
ekonomicznej
wnioskodawcy”,
str. 44

Hipoteza badawcza badania ADAPT to hipoteza non-inferiority
dla zmiany catkowitego poziomu IgG wzgledem wartosSci
wyjsciowej w 4. tygodniu w populacji z dodatnim wynikiem
badania przeciwciat przeciwko receptorowi acetylocholiny.
Zgodnie z publikacjg Howard 2024 [Howard JF Jr, Vu T, Li G,
Korobko D, Smilowski M, Liu L, Gistelinck F, Steeland S,
Noukens J, Van Hoorick B, Podhorna J, Borgions F, Li Y,
Utsugisawa K, Wiendl H, De Bleecker JL, Mantegazza R;
ADAPT-SC and ADAPT-SC+ Study Groups. Subcutaneous
efgartigimod PH20 in generalized myasthenia gravis: A phase 3
randomized noninferiority study (ADAPT-SC) and interim
analyses of a long-term open-label extension study (ADAPT-
SC+). Neurotherapeutics. 2024 Sep;21(5):e00378.] badanie
wykazato, non-inferiority (nie _mniejszg skutecznosg)
efgartigimodu PH20 SC w dawce 1000 mg wzgledem
efgartigimodu IV_w dawce 10 mg/kg w_odniesieniu_do
procentowej zmiany stezenia catkowitego 1gG wzgledem
wartosci_wyjsciowej w 4. tygodniu. Czas wystgpienia oraz
wielkos¢ redukcji stezenia catkowitego IgG (a takze stezenia
przeciwciat anty-AChR u uczestnikbw AChR-Ab(+)) pokrywaty
sie z maksymalng poprawg kliniczng i byly podobne w obu
ramionach leczenia. Wyniki analizy okresowej badania ADAPT-
SC+ wykazaty dtugoterminowe bezpieczenstwo i tolerancje, a
takze spodjng i powtarzalng redukcje stezenia IgG oraz
skutecznos¢ w kolejnych cyklach leczenia efgartigimodem PH20
SC.

Co wiecej autorzy badania podkreslajg, ze skutecznosc
efgartigimodu PH20 SC oraz efgartigimodu IV w badaniu
ADAPT-SC byta spojna z wynikami kontrolowanego placebo
badania ADAPT, w ktérym szeroka populacja uczestnikow z
gMG uzyskata istotng poprawe kliniczng zarowno w miarach
zgtaszanych przez uczestnikéw, jak i w miarach ocenianych
przez lekarza.

Tym samy teza analitykow AOTMIT dt. niepewnosci
terapeutycznej réwnorzednosci postaci i.v. i s.c. jest catkowicie
bezpodstawna, szczegolnie w kontekscie decyzji rejestracyjnej
EMA, ktéra nastgpita w_trybie rozszerzenia pozwolenia
(procedura EMEA/H/C/005849/X/0003; opinia CHMP z
14.09.2023, decyzja KE z 15.11.2023) na podstawie badania
ARGX-113-2001 (ADAPT-SC), w ktérym pierwszorzedowym
punktem kohcowym byta procentowa redukcja stezenia
catkowitego 1gG wzgledem wartosci wyjsciowej w dniu 29.
Wobec réwnorzednoéci terapii i.v. i s.c. technika minimalizaciji
kosztow jest jak najbardziej uzasadniona regulacjami
rozporzgdzenia MZ w sprawie minimalnych wymagan analiz
HTA (§5.3 Rozporzgdzenia).

W kontekscie poréwnania z rawulizumabem [
rozanoliksyzumabem, to wobec braku badah bezposrednio
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poréwnujgcych te leki z wnioskowang zastosowano porownanie
posrednie, w ktéorym wykazano co najmniej réwnorzednos$é
wnioskowanej technologii. Wyniki porownania posredniego sg
spéjne z innymi publikowanymi  wynikami  poréwnan
wnioskowanej technologii z rawulizumabem [
rozanoliksyzumabem [Smith AG, Wolfe GI, Habib AA, Qi CZ,
Yang H, Du M, Chen X, Gelinas D, Brauer E, Phillips G, Sacca
F. Risk-Benefit Analysis of Novel Treatments for Patients with
Generalized  Myasthenia  Gravis. Adv  Ther. 2024
Dec;41(12):4628-4647.]. Jednoczes$nie w kontekscie
odnotowanych roznic na korzys¢ efgartigimodu nalezy
zacytowa¢ wyniki badania Gilhus 2025 [Gilhus NE, Jacob S,
Hashim M, Sanden SV, Drudge C, Nero A, Singh S, Gandhi K,
Hutton B. Network connectivity, between-study heterogeneity
and timepoint challenges in generalized myasthenia gravis: a
feasibility assessment of indirect treatment comparisons. J
Comp Eff Res. 2025 Jun;14(6):e250009. doi: 10.57264/cer-
2025-0009. Epub 2025 May 5. PMID: 40321129; PMCID:
PMC12142382.], ktorego autorzy wskazujg, ze analizy
poréwnan posrednich w gMG wigzg sie z nieodtgcznymi
trudnosciami wynikajgcymi z niezrownowazenia modyfikatorow
efektu terapeutycznego, ograniczonej tgcznoséci sieci porownan,
a takze ze zrdéznicowania strategii dawkowania i punktow
czasowych oceny. Tym samym wnioskowanie 0 wyzszoSci
ktorejkolwiek z ocenianych terapii jest wnioskowaniem
obarczonym wysokim ryzykiem, co oznacza, ze przyjecie
konserwatywnego podejscia w postaci analizy minimalizacji
kosztéw jest podejsciem uzasadnionym merytorycznie i
najbardziej wtasciwym dla oceny ekonomiczne;j.

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do kitérego 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
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* Umozliwiajgcy 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*

(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

* 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:

1)

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),
dziatajaca 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 i 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 ktorym moze Pani /Pan
skontaktowac si¢ w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres nasze;j
siedziby wskazany w pkt 1 lub drogg mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwiagzany z weryfikacja wystgpowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby sktadajacej 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 wypetienia obowigzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 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 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 Panig/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 oséb 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 ktérym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostgpniane podmiotom, ktdre uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepisow prawa lub podmiotom, ktorym Administrator
powierzyt przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu uwag do upublicznione;j
analizy weryfikacyjnej Agencji, b¢da one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej



-15-

Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze §rodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146);
9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dost¢pu 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. b i d 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. ¢ 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 wystgpowania lub braku powigzania branzowego,
a nastgpnie przez czas wynikajacy z przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych 1 Taryfikacji Instrukcja kancelaryjna
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 beda przetwarzane w sposéb
zautomatyzowany i nie b¢da podlegaty zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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