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

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer: 0T.423.1.8.2025

Qalsody, fofersenum, 100 mg roztwor do wstrzykiwan, 15 ml, GTIN:
05713219588287,

Tytul: | amach programu lekowego LECZENIE CHORYCH NA STWARDNIENIE
ZANTKOWE BOCZNE (ICD-10: G12.2)

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wilasnorecznie podpisang Deklaracjq o Powigzaniach
Branzowych (pki 1) nalezy zloiy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgd? przestaé na adres siedziby
Agencji za posrednictwem operatora pocztowego w rozumieniu art. 3 pki 12 ustawy z dnia
23 listopada 2012 r. — Prawo pocztowe (Dz. U. z 2023 r. poz. 1640). Dopuszczalne jest
rowniez przeslanie uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem
elektronicznym Deklaracjq o Powigzaniach Branzowych za pomocq elektronicznej skrzynki
podawczej, o ktérej mowa w art. 16 ust. la ustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji
dzialalnosci podmiotow realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 v. poz. 57, 1123, 1234
i1703).

Uwagi mozna zglaszaé 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! Zeloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedg publikowane
w BIP AOTMiT".

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

A. Dane osoby skladajjcej deklaracje oraz oséb z nig zwigzanych

1. Imie (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osoby skladajacej deklaracje, a w przypadku
edy osoba ta nie posiada numeru PESEL — data i miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo:

Pawel Stanistaw Bal_

£ zgodnie z art. 35 ust, 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkdw spozywczych specjainego przeznaczenia

zywieniowego oraz wyrob6w medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.) AGENCIA
’ zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowoinej finansowanych ze sfodkpvw:RPIIREMANEE 17 RERHECZNYCH
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...............................................................................................................

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

3. Imig (imiona) i nazwisko wstepnego/wstgpnych w linii prostej osoby sktadajgce;
deklaracje:

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

5. Imig (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL os6b, z ktorymi osoba skladajaca deklaracjg
pozostaje we wspOlnym pozyeiu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:

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

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

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

B. Powéd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach
branzowych (zaznaczy¢ wlaiciwe)

" kandydat na czlonka Rady Przejrzystodci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien ztozenia
deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci,
[

cztonek Rady Przejrzystosei przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosei za okres

od dnia zlozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata naczlonka Rady
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Przejrzystodci, do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktérym
bierze udzial;

osoba, o ktérej mowa w arf. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadezeniach opieki zdrowotnej ﬁnansowanydh ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z
2024 r., poz. 146.), zwanej dale] ,,ustawa”, za okres jednego roku poprzedzajgcego dzien
przyjecia zlecenia;

osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajgcego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;

osoba, o ktérej mowa w art. 31s ust. 23 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajgcego

dzien zgloszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Ogwiadezam, 7e w stosunku do mnie, mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktdrymi pozostaje we wspélnym pozyciu:

M nie zachodzg okoliczno$ei okre$lone w art. 31s ust. 8 ustawy;

1"} zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

I

~

1) pelnienic funkcji czlonka organéw spotki handlowej lub przedstawiciela
przedsigbiorcy  prowadzgcych  dziataino$é gospodarczg w  zakresie
wytwarzania lub obrotu lekiem, drodkiem spozywezym  specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

2) pelnienie funkeji czlonka organu sp6tki handlowej Ilub przedstawiciela
przedsicbiorcy prowadzacych dziatalnosé gospodarczg w zakresie $wiadczenia
uslug  prawnych, marketingowych lub doradczych zwigzanych z
wytwarzaniem, obrotem lub refundacjg leku, srodka spozywezego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego;

3) pelnienie funkcji czlonka organéw spoldzielni, stowarzyszen lub fundacji

prowadzacych dziatalnoéé, o ktérej mowa w pkt 11 2;

4) posiadanic akcji lub udzialow w spélkach handlowych prowadzacych
dziatalnoséé, o ktérej mowa w pkt 1 i 2, oraz udziatléw w spéldzielniach

prowadzgcych dziatalnogé, o ktérej mowa w pkt 11 2;

5) prowadzenie dziatalnosci gospodarczej w zakresie, o ktorym mowa w pkt 112;




1 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
zaje¢ 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

2) wykonywania przez osobe albo osoby wskazane w deklaracji zaje¢ zarobkowych
na podstawie stosunku pracy, umowy o S$wiadczenie ushug 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 zlozy¢ oswiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz

okreslonych podmiotow i wskazac ich zakres.

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

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

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

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na czlonkéw Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodzg okolicznosci okreslone wart. 31s ust. 8
ustawy, nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegdlnosci przez wskazanie
podmiotu, zktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej
dotyczy powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

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

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

Na podstawie
art.79 Kodeksu Cywilnego
30.04.2025r., Nowy Targ adeisk palea

zamiast r¢cznego podpisu

<a <




(data i miejscowo$¢ zlozenia deklaracji) (podpis osoby skladajacej deklaracje)




2. Czesc i - Uwagi
1.Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Uwagi

Stwardnienie zanikowe boczne (ALS) jest rzadka, ciezkg i postepujaca Smiertelng
chorobg neurodegeneracyjng, ktora powoduje utrate neurondw ruchowych w
mézgu i rdzeniu kregowym, odpowiedzialnych za kontrolowanie dobrowolnych
ruchdéw miesni, co prowadzi do ich ostabienia i zaniku.

Chorzy na ALS w krétkim czasie staja sie niepetnosprawni i catkowicie zalezni od
opiekuna. Choroba postepuje blyskawicznie, chorzy traca zdolno$¢ poruszania,
méwienia, jedzenia i w koficu oddychania. Niewydolno§¢ oddechowa w ich
przypadku jest najczestszg przyczyna $mierci. W czasie choroby pacjenci
wymagaja catodobowej opieki, wsparcia oddechowego z zastosowaniem
respiratora, karmienia pegiem i codzienne] rehabilitacji. Zazwyczaj chorym
opiekuje sig kto§ z rodziny, rezygnujac z pracy i ze swojego zycia zawodowego
oraz spotecznego. To wplywa na obnizenie statutu majgtkowego danej rodziny i
generuje dodatkowe koszty spoteczne.

Choroba ALS jest jedna z najstraszniejszych i najbardziej okrutnych schorzen na
dwiecie, pacjenci sg w petni éwiadomi tego, co sig z nimi dzieje i odczuwajg
potworny b6l poniewaZ maja zachowane czucie. Potocznie mowi sie, ze chorzy z
ALS stajg sie ,wieZniami wiasnego ciata”. W zwigzku z bardzo trudng sytuacjg i
swiadomoscia doswiadczenia choroby, czesto u pacjentdw dochodzi do rozwoju
obnizonego nastroju oraz depresji, co powoduje, Ze wymagaja wsparcia
psychoterapeutycznego.

Srednia dlugodé zycia pacjentéw z ALS wynosi od 3 do 5 lat od momentu
wystapienia pierwszych objawow, kiére w 70 proc. zaczynajg sie od ostabienia
jednej reki albo stopy, lub zajecia migsni oddechowych. Choroba rozpoczyna sig
srednio w wieku 50-60 lat, ale coraz czgscigj rozpoznaje sie wczedniejsze
zachorowania w wieku ok. 30 roku zycia.

W Polsce srzacuje sie, ze na ALS choruje ok. 3 tysiecy osdb. Kazdego roku
odnotowuje sie 800 nowych zachorowari.

Stwardnienie zanikowe boczne to choroba, w ktbrej wystgpuje ok. 40 mutacji
gendw, najczesciej rozpoznawanymi mutacjami sg: CQorf72, SOD1, TARDBP,
FUS.

Do maja 2024 roku standardowym leczeniem ALS byto zastosowanie rehabilitacji
oraz terapii ryluzol, ktdéra nieznacznie wydluzata Zzycie chorych, (Srednio o 2-3
miesigce).

Zarejestrowanie 29 maja 2024 roku przez EMA w Europie terapii tofersen -
pierwszego leku modyfikujgcego przebieg choroby, dedykowanego pacjentom z
mutacjg w genie SOD1, przyniosto clbrzymi przetom w leczeniu ALS i ogromng
nadzieje dla naszych polskich chorych.

Dzieki wprowadzeniu programu weczesnego dostepu do terapii w Polsce, niewielka
grupa ok. 20 chorych z mutacja w genie SOD1, otrzymuie leczenie tofersenem.
Jako stowarzyszenie drziatajgce na rzecz chorych z ALS jesteSmy z nimi w
kontakcie. Wiekszo$é z nich dzieli sie z nami efektami leczenia, podkreslajac, 7e
choroba sig u nich zatrzymata, niektorzy mowia rowniez o poprawie.




Przedstawiamy kilka wypowiedzi pacjentéw z SOD1-ALS:

- Nadzieja, w postaci leczenia kitérq otrzymafam, pozytywnie wplyneta na moje
samopoczucie. W dodatku choroba przestata u mnie postgpowac, a nawet
nastapita pewna poprawa. Czuje, ze mam wigcef sity w rekach. - mowi Barbara
Gotubowska, pacjenta z SOD1-ALS, kidra ma 50 lat i jest mama dwojki dzieci.
Dzieki terapii moze pracowad.

- Lecze sie od pa’dziernika 2023 r. | widze, Zze choroba juz nie postepuje.
Wezesniej odczuwatam jej szybki progres. Obecnie pracuje zawodowo, zajmuje
sie rodzina, zwlaszcza o$mioletnim synem - Monika Partyka, 42-letnia pacjentka
Z SOD1-ALS.

- Leczenie przyniosfo poprawe. Widac to nawet w wynikach badar - sg lepsze,
niz przed rokiem, kiedy bytem kwalifikowany do terapii. Sam tez czuje sig bardzo
dobrze. Widze, 7e choroba sie u mnie zatrzymata. - Mariusz Zywko, pacjent z
SOD1- ALS, B5-letni, emerytowany pracownik Strazy Pozarnej.

Dzieki zakwalifikowaniu sig do wczesnego dostepu do terapii, pacjenci peinig
swoje role spoteczne i rodzinne, pracujg i nie stanowia obciazenia dla budzetu
pafistwa, a przede wszystkim mogg 2yé.

W przypadku ALS kluczowe jest kierowanie pacjentdw na wykonywanie badan
genetycznych | okreélenie mutacji, tak aby ci kidérzy maja potwierdzong mutacje
S0D4, mogii byé natychmiastowo wigczani do terapii.

Szacuje sie, ze w Polsce ok. 100 oséb moze posiadaé mutacje w genie SOD1,
bardzo wazne jest zatem jak najszybsze umozliwienie tym chorym korzystanie ze
skutecznego leczenia, ktére dzisiaj jest jedyng szansg na diuzsze zycie w dobrej
jakosei.

Wnosimy zatem o refundacje tofersenu dla tej bardzo nielicznej grupy chorych z
mutacje w genie SOD1 - ultra rzadkg postacig ALS, w ramach programu lekowego,
poniewaz dzisiaj jedyng mozliwoscig podjecia leczenia jest bardzo ograniczona,
trudna administracyjnie i nie dajaca poczucia bezpieczefnstwa chorym, procedura
ratunkowego dostepu do technologii iekowej (RDTL).

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

3. Uwagi do analiz wniocskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi




* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do kiérego odnosi sig uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogéinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, wykresu, Uwagl

strony}

* Umozliwiajacy identyfikacie fragmentu analizy, do ktdrego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogdbinych.
¢. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze Srodkow publicznych

Numer®

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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




-9 -

Klauzula informacyjna o przetwarzaniu danych osobowych

Infermacja dotyczaca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB

Zgodnie z art. 13 ust. 1 i ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego 1 Rady (UE)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku 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, nastepujgce informacje:

1y

2)

3)

4)

)

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
opicki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 1., 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 ktérym moze Pani /Pan
skontaktowaé sie w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres
naszej siedziby wskazany w pkt 1 lub droga mailowg iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacja 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, tj.
niezbednoscei wypetnienia obowiazku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8¢, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opicki zdrowotne]j finansowanych ze
srodkéw publicznych (Dz. U, z 2024 1., poz. 146.);

informujemy, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajgcym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 1., 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 powiazania branzowego
osoby skladajacej DPB. W przypadku oséb skladajacych DPB przy zglaszaniu uwag do
upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bedzie skutkowal
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji;

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powoluje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostgpniane podmiotom, ktore
uprawnione sg do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktorym
Administrator powierzy! 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
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Informacji Publicznej Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z
2024 r., poz. 146.);

9) informujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostgpu do freci 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 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 §rodkéw publicznych (Dz. U. z
2024 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 przepiséw o archiwizacji oraz zgodnie z obowigzujacg
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,
jegli 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 bedgq przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji migdzynarodowej.






