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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: 0T.423.1.8.2025

Qalsody, tofersenum, 100 mg roztwor do wstrzykiwan, 15 ml, GTIN: 05713219588287,
Tytul: |w ramach programu lekowego LECZENIE CHORYCH NA STWARDNIENIE
ZANIKOWE BOCZNE (ICD-10: G12.2)

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wlasnore¢cznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bqdZz 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 wypetniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym Deklaracjg
o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej mowa
wart. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dzialalnosci podmiotow
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 1234 i 1703).

Uwagi mozna zglaszac 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 bedqg publikowane
w BIP AOTMiT.

1. Cze¢s¢ 1 -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)’ — do wypelnienia
w przypadku uwag do analizy weryfikacyjnej
/DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracje¢ oraz osob z nig zwigzanych

1. Imie (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:

..................... Agnieszka Gfowacka: _

! zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6éZn. zm.)

2 zgodhnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r.,
poz. 146..)



S

2. Imie (imiona) i nazwisko matzonki/malzonka osoby skladajacej deklaracje:

3. Imie (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby sktadajacej
deklaracje:

5. Imie (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktorymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:

B. Powéd 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 ztozenia

deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

[ cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres od
dnia ztozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na czlonka Rady Przejrzystosci,
do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktérym bierze udzial;

[ osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw 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;

v

osoba, o ktérej 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 malzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktdrymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

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

v 1) pelnienie funkcji czionka organdow spétki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania
lub obrotu lekiem, s$rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobem medycznym;

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

zywieniowego, wyrobu medycznego;

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

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

I 4) posiadanie akcji lub udzialdow w spotkach handlowych prowadzacych
dzialalno$¢, o ktorej mowa w pkt 1 i 2, oraz udzialdéw w spoétdzielniach

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

li 5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 11 2;

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

zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz
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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 ktérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

—nalezy ponizej ztozy¢ oswiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow 1 wskazac ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci
i czlonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza 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, ktdérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Zatrudnienie w firmie Biogen

Jestem swiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za ztozenie falszywego oswiadczenia.

A n I eSZ ka Digitally signed by Agnieszka Glowacka
DN: cn=Agnieszka Glowacka, o=Biogen

Polapd Sp.zo.0.,

G*owacka I e

......... 5 maja 2025 r. Agnieszka Glowacka

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



2. Czes¢ Il - Uwagi
1.Uwagi ogodlne do analizy weryfikacyjnej AOTMiT

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Rozdz.
4.2.1.1, str. 26

SOD1 i NfL:

Brak danych na temat istotnosci statystycznej wynikow w przypadku stezenia biatka
SOD1 i NfL w 52 tyg. badania, w zwigzku z czym stwierdzenie ,R6znica miedzy
grupami nie byta istotna statystycznie” jest nieuzasadnione.

Rozdz.
4211, str. 28

Czas do zgonu:
W analizie z korektg cross-over w zakresie przezycia catkowitego wykazano istotng

statystycznie redukcje ryzika WiStiiienia zionu 0 88% ibez ionowneio
cenzurowania, i=0,0012)

w grupie TOF w poréwnaniu do grupy PLA.

Rozdz. 5.3,
str. 37

W tabeli 35 btednie wpisano, ze wnioskowang technologie poréwnano z
niewtasciwym komparatorem, o czym Swiadczy komentarz oceniajgcego, stanowigcy
odniesienie do opinii analitykéw Agencji przedstawionej w rozdz. 3.6, zgodnie z ktorg
wyboér komparatorow jest zasadny.

Rozdz. 5.3,
str. 39-40

Warto jeszcze raz podkresli¢, ze analizowany problem decyzyjny dotyczy choroby
ultrarzadkiej. W ostatnich latach $rodowisko odpowiedzialne za ksztattowanie polityki
zdrowotnej na swiecie, w tym réwniez w Polsce, po$wiecito szczegblng uwage
chorobom ultrarzadkim. W Polsce powstat Narodowy Plan dla Choréb Rzadkich oraz
dodatkowa sSciezka finansowania lekow sierocych w ramach Funduszu Medycznego.
Ponadto, pojawity sie sugestie, ze nie mozna stosowac tych samych mechanizmoéw
przy ocenie lekéw dla chordb rzadkich i choréb powszechnie wystepujacych.
Zgodnie z Politykg Lekowg Panstwa na lata 2018-2022 zasugerowano odejscie od
sztywnych kryteribw oceny lekéw sierocych: ,Warto rozwazy¢ odstepstwo od ogdlnie
przyjetej procedury oceny lekow w przypadku terapii stosowanych w chorobach
rzadkich i ultrarzadkich”. Majgc na uwadze niewielkg liczebnos$¢ populacji docelowej,
a wiec spodziewang niskg sprzedaz leku, przy bardzo wysokich kosztach
opracowania, a nastepnie produkcji, leki sieroce zwykle nie majg szans na
konkurowanie z technologiami stosowanymi w chorobach powszechnych przy
uwzglednieniu progu optacalnosci na poziomie 3-krotnosci PKB na 1 mieszkarnca.
Przyktadem wyj$cia naprzeciw problemom w ocenie lekéw stosowanych w
chorobach ultrarzadkich jest Wielka Brytania, gdzie obecnie dostepna jest osobna
Sciezka oceny HST (ang. Highly Specialised Technologies) oraz osobny fundusz
(The Innovative Medicines Fund), z ktérego finansowane s3 leki sieroce. Ponadto,
zgodnie z wytycznymi NICE 2022, mozliwe jest zastosowanie korekty uzysku QALY,
uwzgledniajgcej ciezko$¢ choroby w postaci wspdtczynnika wynoszacego 1,2 lub 1,7
w zaleznoéci od stopnia ciezkosci choroby, co powoduje znaczng redukcje
wspotczynnika ICUR.

Biorgc pod uwage:

o wielowymiarowe korzysci kliniczne i spoteczne wynikajagce ze stosowania
tofersenu u chorych z SOD1-ALS,

o fakt, ze jest to pierwszy i jedyny nowoczesny lek ukierunkowany
molekularnie, umozliwiajgcy spowolnienie progresji choroby i wydtuzenie
przezycia chorych,

e rekomendowany w najnowszych wytycznych EAN 2024 (silna rekomendacja
pozytywna) i FN 2023 oraz

e stanowigcy odpowiedZ na niezaspokojong potrzebe medyczng,

pominiecie progu optacalnosci jako sztywnego kryterium oceny tofersenu wydaje sie
w petni uzasadnione.




Rozdz. 9, str.
49

Z uwagi na niezaspokojong potrzebe medyczng i brak jakiejkolwiek terapii, Biogen
Polska dotozyt wszelkich staran, aby zapewni¢ pacjentom w Polsce mozliwo$é
szybkiego dostepu do leczenia. Wniosek zostat ztozony juz po 4 miesigca od
uzyskaniu pozwolenia EMA na dopuszczenie leku do obrotu, gdzie zgodnie z
Komunikatem Ministerstwa Zdrowia z 15 maja 2024 r. Sredni czas od rejestracji do
ztozenia wnioskow refundacyjnych w chorobach rzadkich w 2023 roku wynosit 1 011
dni, tj. okoto 2,8 lat. W zwiazku z powyzszym procesy refundacyjne w innych krajach
UE nadal trwajg. Obecnie lek jest refundowany w 4 krajach: Australia, Luksemburg,
Holandia i Niemcy.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy 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

* 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*
(rozdziatu,
tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogolnych.




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 osob 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: ,,RODQO”), przedstawiam,
nastepujace informacje:

)]

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), dzialajaca
na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $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 wyznaczyl Inspektora Ochrony Danych, z ktéorym moze Pani /Pan
skontaktowac sie¢ 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 weryfikacjg wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby skladajacej DPB;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spelniony jest warunek legalnosci przetwarzania okreslony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO, t;.
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
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 swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146.);
informujemy, Zze 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 osob sktadajacych 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 bgdg udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
sa do ich otrzymania na podstawie przepisoéw prawa lub podmiotom, ktéorym 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
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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. b1 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 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.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024
r., 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 przepisow o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujaca w Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjng i 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 sposob
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 miedzynarodowe;.



