encji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy’

Formularz zgtaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMIT:

Numer:|0T.4331.23.2018

Whiosek o objecie refundacjg leku Cerdelga (eliglustat) w ramach programu
Tytut: [lekowego ,Leczenie choroby Gauchera typu | u dorostych z zastosowaniem
eliglustatu (ICD-10 E 75.2)"

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypetniong i wiasnorecznie podpisang Deklaracjg Konfliktu Intereséw (pkt. 1)
nalezy zlozy¢ w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Karolkowa 30,
01-207 Warszawa, bad? przestac przesytka kurierskg lub pocztowg na adres siedzib y Agencji.

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 beda
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwaqi i dekiaracja konfliktu intereséw bedg publikowane w BIP AOTMiT>.

1. Deklaracja o konflikcie intereséw (DKI)® — do wypelnienia w przypadku uwag do
analizy weryfikacyjnej

Imig i nazwisko osoby sktadajacej DKI dotyczacej zlozenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: Katarzyna Zlemnicka...... PA S e e SRR RS R R A

Dotyczy wniosku/éw bedacegofych przedmiotem obrad Rady Przejrzystosci:

Czego dotyczy DKI*:

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego lub
wstepnego w linii prostej, osoby, z ktéra/oséb, z ktérymi pozostaje we wspolnym pozyciu®

! zgodnie z art. 35 ust, 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywezych spegjainego przeznaczenia
2ywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2017 r,, poz. 1844 z péZn. zm.)
2 2godnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowolnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 .,
z. 1510 z péZn. zm.)
© ktérej mowa w art. 31s ust. 12 1 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.
U. z2018r, poz. 1510 z p6Zn. zm.) 5
y zoznaczyc tylko 1 pole




ie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowolnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018, poz. 15102 péin. zm.)

r zachodza okolicznosci okresione w art. 31s ust. 8 usfawy o Swiadczeniach opieli zdrowoinej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r,, poz. 1510z péZn. zm.), ..

r pelnienie funkcji czlonka organéw spolki handlowej lub przedstawiciela przedsi biorc

) & Y

prowadzacego dziatalno$¢ gospodarcza w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym;

bu petnienie funkcji czionka organu spétki handlowej Iub przedstawiciela przedsigbiorcy
prowadzacego dziatalnosé gospodarcza w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjg lekow,
srodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia Zywieniowego, wyrobow medycznych;

r pelnienie funkcji czlonka organdw spoidzielni, stowarzyszen Iub fundacji prowadzacych
dziatalnosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg w zakresie doradziwa
zwigzanego z refundacjg lekéw, $rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych;

i posiadanie akcji lub udziatow w spotkach handlowych prowadzacych dziatalnosé gospodarczg
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalnosc¢ gospodarczg w zakresie doradztwa
zwigzanego z refundacjg lekdw, $rodkow spozywczym specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, oraz udzialdw w spoldzielniach prowadzgcych
dziatalnoé gospodarczg w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, $rodkiem spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatalno$¢ gospodarczg
w zakresie doradztwa zwiazanego z refundacjg lekow, $rodkéw spozywczym specjainego
przeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznych.

r prowadzenie dziatalno$ci gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, Srodkiem
spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobem medycznym lub dziatainosci
gospodarczej w zakresie doradztwa zwigzanego z refundacjq lekdw, $rodkéw spozywczym
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych.

Prosze podaé szczegdly, ktére Pani/Pan uzna za niezbgdne, oraz nazwy podmiotéw, z ktérymi wigzg
Panig/Pana (malzonka/maitzonke, zstepnych lub wstepnych w linii prostej lub osoby z ktérymi
pozostaje Pan/Pani we wspdinym pozyciu) relacie powodujgce konfiikt intereséw. Opis powinien by¢
mozliwie zwigzly.

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

Jestem éwiadomaly odpowiedzialnoéci karnej za ziozenie fatszywego o$wiadczenia.

% niepotrzebne skresli¢



Wyrazam zgod¢ na gromadzenie, przetwarzanie i udostepnianie danych osobowych
zawartych w DKI ktérych podstawa przetwarzania nie wynika z wypetnienia
obowigzku prawnego cigzacego na AOTMIT w celu identyfikacji konfliktu intereséw
zgodnie

z rozporzadzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony oséb fizycznych w zwiazku z przetwarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przeplywu takich danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46/WE (ogéine rozporzadzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016
r.119.1).

Data skifadania i

I3 09. 2o 74,., iy

-------------------------------------------------------------



1. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*

wykresu, strony)

(rozdziatu, tabeli,

Uwagi

* Umotzliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszq si¢ wniesione uwagi; nie dotyczy w
przypadku uwag ogéinych.

2. Uwagi do analiz wnioskodawcy®
a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*

wykresu, strony)

(rozdziatu, tabeli,

Uwagi

Rozdziat 4

Cerdelga (eluglistat) jest alternatywna formga terapii choroby Gauchera
typu | w poréwnaniu do uznawanej za zioty standard enzymatycznej
terapii zastepczej. Doustna droga podawania eluglistatu eliminuje
konieczno$é wykonywania co dwa tygodnie wlewdéw dozylnych w
warunkach szpitalnych (okoto 26-28 hospitalizacji jednego pacjenta
rocznie przy stosowaniu enzymatycznej terapii zastepczej versus
4 hospﬂallzacje rocznie przy stosowaniu leku doustnego). Dzuekl
temu znacznie poprawia sie jako§¢ zycia pacjentéw umozliwiajgc im
realizacje planéw rodzinnych i zawodowych bez statego uzaleznienia
od regularnych wizyt w szpitalu. Koniecznoé¢ tak czestego stosowania
wkiué dozylnych wigze sie takze z czesto nieodwracalnymi zmianami w
naczyniach kmnonoénych ktére z powodoéw technicznych utrudniaja
wykorzystanie naczynia jako miejsca kolejnych podan leku.

Badania kliniczne potwierdzaja jednakowg  skuteczno$¢ |
bezpieczeristwo ellglustatu w poréwnaniu ze stosowanymi dotychczas
terapiami (mugluceraza i welagluceraza) co powoduje ze terapia ta
moze staé sie terapig pierwszego rzutu u chorych z chorobg Gauchera
typu |. Refundacja eliglustatu jest wysoce uzasadniona zaréwno z
medycznego jak i spotecznego punktu widzenia.

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

ogoinych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*

wykresu, strony)

(rozdziatu, tabeli,

Uwagi

¢ analizy, o ktérych mowa w art. 25 pkt 14) lit. c oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011r.0
refundacji lekéw, érodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U.z 2017 r., poz.1844 z p6in. zm.)




* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi si¢ uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag
og6inych.
¢. Uwagi do analizy wptywu na budZet podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*

(rozdziatu, .
tabeli, Uwagi

wykresu,
strony)

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

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej

Numer* .
(rozdziatu, tabeli, Uwagi
wykresu, strony)

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







