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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIiT:

Numer: |OT.423.1.65.2024

Whniosek o objecie refundacjg leku Skyclarys (omaveloxolonum) w ramach

Tytul: programu lekowego: ,,Leczenie chorych na ataksj¢ Friedreicha (ICD-10: G11.1)”

Uwagi (pkt 2) wraz z wypeiniong i wlasnorecznie podpisang Deklaracjg o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgdz przestac 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 wypetniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktérej mowa
wart. 16 ust. la ustawy = dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dziatalnosci podmiotéw
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12347 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 AQTMiT>.

1. Czg¢$é I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)? — do wypelnienia w przypadku
uwag do analizy weryfikacyjne;j

' zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6Zn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r.,
poz. 146)
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DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracj¢ oraz os6b z nig zwigzanych

1. 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:

2. Imieg (imiona) i nazwisko malzonki/malzonka osoby sktadajacej deklaracje:

3. Imi¢ (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 o0s6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym 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¢ wlasciwe)

" kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zlozenia

deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres
od dnia zlozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na czionka 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 ,,ustawa”, 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, 0 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 matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/0sob, z ktdrymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

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

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

& 1) pelnienie funkcji czlonka organow spdtki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

k3 2) pelienie funkcji czlonka organu spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia
ustug prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem,
obrotem lub refundacja leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobu medycznego;

I 3) pelnienie funkcji czlonka organdéw spotdzielni, stowarzyszen lub fundacji

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

I 4) posiadanie akcji lub udzialow w spotkach handlowych prowadzacych
dzialalnos¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialéw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

& 5) prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 11 2;

v 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy
o $wiadczenie ustug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej
umowy o podobnym charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt
1-3, przy jednoczesnym braku zlozenia o$wiadczenia o wykonywaniu zajec¢
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow oraz braku wskazania

ich zakresu.

W przypadku:
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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,
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 zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw i wskazaé ich zakres.
Uczestnictwo w spotkaniach doradczych firm farmaceutycznych oraz wyktady na sesjach

sponsorowanych oraz prowadzenie badan klinicznych:

Abbvie, NovoNordisk, Biogen, Roche, Novartis, Sanofi, Teva, Merz, Ipsen, Ever Pharma, Eli

Lilly, AskBio, Takeda

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkow Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodzg okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegolnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktoérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

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

Signed by /
Podpisano przez:

Jarostaw Wojciech
Stawek

Date / Data:
2025-02-07 10:19




3. Czes¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy 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,
wykresu, strony)

Uwagi

Rozdziat
414, str. 38

(Rozdziat
3.1.2.2.
Whnioskowane
wskazanie,
Tabela 4,
strona 11

W pismie zlecajgcym MZ zwrécit sie réwniez z prosbg o ocene:
* czy wymienione wskazniki efektywnos$ci terapii w czesci
,Monitorowanie programu” projektu programu

lekowego ,Leczenie chorych na ataksje FriedreichA (ICD-10:
G11.1)”, sg odpowiednie i wystarczajgce

w celu oceny skuteczno$ci terapii refundowanych w ramach ww.
programu., a jesli nie, to prosze

0 wskazanie dodatkowych wskaznikow, ktére mogtyby zostac
zastosowane w przypadku ww. terapii;

* poprawnosci zaproponowanego kryterium wytgczenia z programu:
,orak skutecznosci terapii definiowany... ..

W mojej ocenie skala mFARS powinna by¢ stosowana jako
element oceny, bowiem tylko dla tej skali oceniano skutecznos¢
tej terapii w badaniu MOXIE i ustalono punkty odcigcia tj.
istotnosci statystycznej.

Nie nalezy jednak okresla¢ (jak wskazuja ekspertki cytowane w
dokumencie) w kryteriach wigczenia do programu wyjsciowego
wyniku mFARS. Wydaje si¢, w mojej opinii, ze zatozenie badania
klinicznego okreslajace taki din prég wynikato jedynie z
oszacowania mozliwosci wykazania w ramach badania
klinicznego statystycznie znamiennego efektu tej terapii. Jesli
jest ona skuteczna w tej grupie, to powinna by¢ tym bardziej u
chorych mniej zaawansowanych klinicznie, a leczenie w tej
grupie ma w takim razie jeszcze wigekszy sens, nie dopuszczajac
lub odkitadajgc w czasie pojawienie sie znacznej
niepetnosprawnosci. Natomiast zasadne jest (ale nie ma na to
odpowiedzi) pytanie o gérng granice, czy chorzy lezacy,
niemobilni moga skorzystac z tego leczenia — nie ma na to
danych klinicznych.




Kryterium wytaczenia z programu jako pogorszenie o wiecej niz 2
punkty Srednio rocznie w skali mFARS potwierdzone w dwdch
kolejnych ocenach rocznych”.

To kryterium moze by¢ kontrowersyjne z uwagi na zmiennos¢
obrazu choroby — w przypadku ataksji Friedreicha chory pod
wplywem bodzcéw zewnetrznych, okresowych choréb np.
infekcji lub innych choréb towarzyszacych o charakterze
przewleklym moze sie okresowo pogarszaé¢. Wydaje sie, ze
lepszym (twardszym) punktem koncowym bytaby zmiana o 3
punkty rocznie oraz jak wskazuja eksperci takze rozwazenie
definicji braku skutecznosci jako znacznej progresji choroby
zdefiniowanej przez Zespot Koordynacyjny ds. Leczenia
chorych na ataksje Friedreicha) wydaje sie zasadne.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogélnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ 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,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

10. Kluczowe
informacje i
whnioski str

80

Wydaje sie, ze w przypadku tak rzadkiej i inwalidyzujgcej choroby
gtéwnie dotykajacej ludzi mtodych nie mozna przyktada¢ miary
optacalnosci terapii. Trudno tez oszacowacé dtugotrwate (dtuzsze niz
perspektywa badania klinicznego) stosowania tego typu leczenia,




ktérego efekty kliniczne moga rozwija¢ sie powoli. Ta grupa chorych

moze zosta¢ aktywna zawodowo, choroba nie wptywa na zaburzenia
poznawcze, wiec koszty posrednie (opieka, leczenie objawowe,

powiktan, utrata pracy chorego/opiekuna) tez powinny by¢ wziete pod
uwage. Dlatego punkty korncowe w ocenie klinicznej w badaniu
MoXIE moga nie by¢ tak spektakularne, ale w petni uzasadniaja
moim zdaniem podjecie terapii, ktbra spowalnia przebieg/postep

choroby.

* 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 i ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony o0so6b 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 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 werytikacja 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 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 srodkoéw 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 ktérym 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, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznionej
analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej



—9-—

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. b id 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. c 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 1 Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng
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 sposdb
zautomatyzowany i nie bedg podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





