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, fofersenum, 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 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, bqgdz 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 dziatalnosci podmiotow
realizujqcych zadania publiczne (Dz. U. z 2023 r. poz. 57, 1123, 12347 1703).

Uwagi mozna zgtaszaé w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT po uplywie tego terminu nie bgdg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych beda publikowane
w BIP AOTMiT>.

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

A. Dane osoby skladajacej deklaracje oraz os6b z nig zwiazanych

1. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osoby sktadajacej deklaracjg, a w przypadku
gdy osoba ta nie posiada numeru PESEL — data 1 miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo:

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

' 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 péZn. zm.)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 .,
poz. 146.)
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2. Imi¢ (imiona) i nazwisko malzonki/matzonka osoby skladajacej deklaracje:

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

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

3. Imig (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby sktadajacej

deklaracje:

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

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

5. Imig¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktérymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspdlnym pozyciu, a jezeli nie posiadaja numeru PESEL — daty 1 miejsca ich

urodzenia oraz obywatelstwo:

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

B. Powdéd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach
branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)
[ kandydat na cztonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajgcych dzien ztozenia

deklaracji; przed powolaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;
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I czlonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystoéci za okres od
dnia ztozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na czlonka Rady Przejrzystosci,
do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktérym bierze udziat;

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

" osoba, 0 ktérej mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;

¥ osoba, 0 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 matzonka/mojej malzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/0sob, z ktdrymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

™ nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

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

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

zywieniowego, wyrobem medycznym;

I 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;

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

prowadzacych dziatalnosé, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

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

prowadzacych dziatalnos¢, o ktorej mowa w pkt 11 2;



-4 -

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

[ 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 oswiadczenia o wykonywaniu zajeé
zarobkowych na rzecz okreslonych podmiotow oraz braku wskazania ich

zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz

2) wykonywania przez osob¢ 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¢ oswiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw 1 wskazaé ich zakres.

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na cztonkéw Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczego6lnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktdérej dotyczy
powigzanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Elektronicznie podpisany przez:

Robert Prosiriski

Data:

. . , 2025-4-30 23:27:2
30 kwiecien 2025 Poznan 00 Lm0 .

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



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

Uwagi

Polskie Towarzystwo Choréb Nerwowo-Miesniowych jest organizacja, ktéra od
wielu lat wspiera ciezko chorych pacjentow, wsréd ktorych rowniez byly i sg osoby
ze stwardnieniem zanikowym bocznym (ALS/SLA). Nasze bezposSrednie
doswiadczenia z pacjentami pokazujg, jak ALS w réznym tempie zabiera chorym
sprawnos$c¢ i zycie. Pierwsze objawy choroby czesto sa mylone z polineuropatia,
pacjenci otrzymujg w zwiazku z tym obcigzajace leczenie immunoglobulinami, a
ALS w miedzyczasie postepuje i odbiera chorym kolejne funkcje.

W zwigzku z trudnosScig postawienia diagnozy i dtugim oczekiwaniem na badania
genetyczne, Srednio od 9,5 mc. do 2,5 lat, wielu pacjentéw umiera zanim otrzyma
diagnoze i podejmie jakiekolwiek leczenie. Jest to dramat nie tylko dla chorych,
ale rébwniez dla ich rodzin, ktére szukajgc pomocy, patrzg z niemocg na swoich
najblizszych odchodzacych na ich oczach.

W przebiegu ALS dochodzi do utraty zdolno§é poruszania sie, méwienia, jedzenia,
a ostatecznie oddychania. Srednia dtugosé zycia pacjentéw oceniana jest na ok 3
do 5 lat, a gtéwna przyczyng zgondw jest niewydolnosé oddechowa. Chcemy przy
tym podkresli¢, ze w catym procesie choroby, pacjenci zachowujg Swiadomos¢ i
wiedzg jaki los ich czeka.

Diagnoza ALS dotyczy oséb gtownie w wieku 50-60 lat, ale z naszego
doswiadczenia widzimy, ze coraz czesciej rozpoznawana jest u zdecydowanie
miodszej grupy chorych, nawet ponizej 30 roku zycia. Czyli w bardzo miodym
wieku, gdzie dopiero wchodza w rozw6j zawodowy, zakfadajg rodziny i planuja
swoja przysztosé. Otrzymanie diagnozy fgczy sie z wieloma wyzwaniami, to
moment, w ktérym konieczne jest zatroszczenie sie o dostep do rehabilitacji i
pomocy psychologicznej. Trzeba przygotowacé sie na zycie z chorobg, zaopatrzy¢ w
ré6znego rodzaju urzgdzenia wspierajace i utatwiajgce codzienne funkcjonowanie
pacjenta typu: podnosniki, urzadzenie do nieinwazyjnego wspomagania
oddychania, aparat do nieinwazyjnego usuwania wydzieliny z drég oddechowych,
a takze program do komunikacji alternatywnej, poniewaz chorzy w wyniku choroby
przestajg moéwié. To pokazuje, z czym muszg zmierzyé sie chorzy i ich rodziny.
Leczenie, ktére otrzymujg pacjenci polega wytgcznie na tagodzeniu bélu,
rehabilitacji i podawaniu ryluzolu, ktéry nieznacznie wydtuza ich zycie.

W Polsce ALS doswiadcza okoto 3 tys. 0s6b, a nowych rocznych zachorowan
szacuje sie na blisko 800 przypadkoéw. Naukowcy wykryli wiele mutacji choroby, z
ktérych najczesciej wystepujg: C9orfr2, SOD1, TARDBP, FUS.

Dzieki tej wiedzy udato sie opracowac pierwsze na Swiecie skuteczne leczenie dla
pacjentéw, u ktérych wystepuje mutacja SOD1. Lek o nazwie tofersen zostat
zarejestrowany w Unii Europejskiej w maju 2024 roku.

Europejska Akademia Neurologii (EAN) w swoich wytycznych z 2024 roku
dotyczacych postepowania w stwardnieniu zanikowym bocznym, opracowata we
wspotpracy z Europejska siecig referencyjna ds. choréb nerwowomiesniowych
rekomendacje, w ktérych podkreslaja, ze lek tofersen powinien by¢ stosowany
jako pierwsza linia leczenia u pacjentow z postepujgcym ALS zwigzanym z mutacjg
w genie SOD1.

W Polsce szacuje sig, ze chorych z mutacjg w genie SOD1, jest okoto 100 os6b. Z
tej waskiej grupy chorych w paZdzierniku 2023 roku, dzieki uruchomieniu
programu wczesnego dostepu do terapii, z leczenia tofersenem korzysta okoto 20




pacjentéw. Jest to bardzo mata grupa, ktéra otrzymata leczenie i szanse na
zatrzymanie choroby i zycie.

Odkad zostata podana informacja o przetomie w leczeniu SOD1-ALS, chorzy
czekaja na refundacje tofersenu i wysytajg do nas zapytania, kiedy bedzie dla nich
dostepny? Obecnie jedyne, co mozemy im powiedzieé, to to, ze zanim leczenie
zostanie zrefundowane, moga sie staraé o lek w procedurze ratunkowego dostepu
do technologii lekowej (RDTL), jednakze mamy Swiadomos$é, ze jest to procedura
trudna i tylko niewielu chorym uda sie w niej uzyskac lek.

Widzac potwornos¢ choroby i potrzebe jej leczenia, apelujemy o objecie terapii
tofersen refundacja i umozliwienie tej bardzo nielicznej grupie chorych w Polsce
leczenia. Biorgc pod uwage ciezkoS¢ schorzenia nalezy réwniez dazy¢ do jej
zatrzymania na, jak najwczesSniejszym etapie, dlatego tez oprécz dostepu do
terapii chorzy powinni mie¢ mozliwo$¢ szybkiego wykonania badan genetycznych,
by leczenie zostato wdrozone na wczesnym etapie choroby. To pozwoli im nie tylko
zachowac zycie, ale rowniez maksymalng sprawnos¢ pomimo ALS.

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie¢ wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogoélnych.

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

ogélnych,

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu,
tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

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

ogoinych.

¢. Uwagi do analizy wplywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

Uwagi




(rozdziatu,
tabeli,
wyKresu,
strony)

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
ogo6lnych.




-8-

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:

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), 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 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 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 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, t;.
niezbednosci wypelnienia obowigzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach 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 srodkdéw 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 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
s do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktéorym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zgtaszaniu 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 bgdg 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 kancelaryjna i Jednolitym
Rzeczowym Wykazem Akt;

12) Informujemy, iz przyshuguje 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 beda podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

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





