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1 Czesc¢ | uwaga nr1

W ramach Alkdtuainosci przedstawionveh inforracii. 1 Informacie zowarte w anolizach
muszq byd gktuglne na dzien Ziofenia whiosku, oo hajimnie] w Zakresie skuteczhoscl,
hezpieczenstwa, cen org?z poZiomu 1 sposoby finansowanio technologdl whinskowaney
P technologhi apcjonalineh (8 2 Rozporzqdzenia).

YWiyjasnienie: dane zawarte w analizie ekonomiczne] 1 analizie wptywu na budzet nie sq
aiktualne na dzien zioZzenia whiosky refundocyinecn, Odnaleziono zarzqdzenia Prezesa NFZ
wydane przed didemn zioZenia wnioskuy refundacyinego, ktdre nie zostaly wweelednione w
gnalizach, ti.: Zorzqdzenie Nr 1967 2020/ DGL zrieniajqoe zarzqdzenie w sprawie okres lenia
wiartinikow Zowlerania 1 realizaci umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy
lefiowe fhttpsd Pwwa nfz oy plf zarzad zenia-prezesal zarzadzenia- prezeso-
nfz/zarzadzenie-n- 12020200 00,7273 hitmml), Zarzgdzenie MNr 142/20:20/DCGL zmieniajgoe
Zarzqdzenie w sprowie okreslenio warunkow Zowleranio ¥ orealizacii umdw wo rodzaiu
leczenie szpitaine w Zakresie chemioterapia  (https /v nfz, cov plfzarzadzenia-
prezesal Zarzadzenio- prezesa-nfzlf zarzadzente-n- 142 2020090, 7233, hitml) oraz Zarzgdzenie
Mr 672020/ 0DGL zmieniaiqoe zarzqdzenie w sprawie ofreslenio warunkow zawierania 1
realizacyi  umow w  rodzaju leczende szpitalne w Zokresie  chemmioterapio
fhitps:§ fwsana nfz, ooy plf zarzadzenio- prezesal Zarzadzenia-prezesa-nfz/ Zarzadzenie-nr-
He2de0deld 7213, htm ).

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Uprzejmie informuje, 17 wersje analiz przekazane przy pismie 7 dnia 13 maja 204 r. za
posraednic twem systemu SOLRE uawz gedniajg aktualne na dzien ztoZenia wniosku Zarzgdzenia
MEZ:  Farzgdzenie MNro B3/F0A/DGL, Farzadzenie nr 590N /DGL, Zarzadzenie
M 725303/ 0GL, Zarzgdzenia Nr 55/ 2021/0507, Zarzgdzenie Nr 25/ 020/0507 1 Zarzgdzenie
Mr1E2d 290507, Memnie] jednak, w slad za niniejszym aneksem, powtdmis dokonam
przekazania analiz uwzgdedniajgcych uwage.
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2 Czescll uwaga nr 1

W ramach analizy  kKiinicznei  (AKL): AKL zawiera opie  technologli  opcionaimgch,
Z waszozegdlnieniern refundowanych techhnologhl opcionalnych, = okresleniern sposobu
fpoziornu fch finansowania (8 4 ust. T pit 2 Rozporzgqdzenia).

Wiyigsnienie: w AKL nie przedstowiono szozegdiowsch informacii no temat  lekdw
stosowanych wranach B5C (. in antybiobykoterapia, leczenie przeciwwirusowe efc ) oraz
sposoby § poziomy foh Finansowania.

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Malezy podkresli¢, ze B5C nie jest technologia opcjonalna, dlatego, ze luspatercept nie
bedzie zastepowat B5C, a stosowanie B5C bylo mozZliwe w obu ramionach badania
klinicznego MEDALIST. Luspatercept wtej grupie chorych stanowi jedyna dostepna opcije
terapeutyczna. 7oodnie z protokotem z badania MEDALIST w obu ramionach badania
(ti. luspaterceptu i placebo) moina bwto zastosowad najlepsze leczenie wipomagajgce
(ang. best supportive care, BSC) w potaczeniu z badanym lekiem, zgodnie z uznaniem
badacza.

Miemniej jednak, prosze o przyjecie ponizszei informacii na temat lekdw oraz procedur
medycznych stosowanych w B5C.

B5C obejmuie migdzy inmymi:
s leczenie preetoczeniami,
+« antybiotykoterapig,
o leczenie preeciwawirusowe,
s prZeciwgrzybicre,
 wsparcio ywieniowe.

B5C w badaniu MEDALIST wyklucza stosowanie ESA. BSC jest nakierowane jedynie na
leczenie objawdw mogacych towarzyszyé chorobie, nie jest specyficzne dla choroby
i stosowane jest zardwno w przypadku interwencji jak i komparatora, nie stanowi zatem
technologii opcjonalnej dla luspaterceptu.

Biorac pod uwagg, i7 BSC mogto stanowic sktadowg leczenia rardwno w ramigniu inte nivenc i,
jak i komparatora, poniZej  uzupetniono  informacje  odnosnie  do sposobu
i poziomu finansowania leczenia wchodzgaocegn w sktad BSC.

¢ Przetaczane chorym w ramach leczenia wipomagajacego/ objawowego koncentraty
krwinek czerwaonych rozliczane s w ramach leczenia szpitalnego - zamwno koszt
przetaczanych jednostek (przetoczenie koncentratu krwinek czerwonych z aferezy
wycenione na 263 PLMN wg Zarzgdzenia nr 5572081 /0502; u czesci chorych dodatkowo
filtrowanie lub nap romieniowanie krwi lub jej sktadnikow, ktdre wynosi odpowiednio
g2 PLM lub 26 PLM na jednostke], jak i hospitalizacji zwigzane] z przetoczeniem
(hospitalizacja zwigzana z przetoczeniem krwi, produktow krwiopochodmych w tym
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immunogobulin wyceniona na #2840 PLM wz Zarzgdzenia nr D0/ 204/ D507)
(farzgdzenia MNFZ). Brak jest zatem kosztu pacjenta.

o« spodrod lekdw chelatujgcych felazo stosowanych wspomagajaco w preypadku
nadmiary Zelaza wwyniku przetoczen KKCz w Polsce dostepna jest deferoksamina
(OF2; niedostepne w Paolsce =g deferypron [DFF] i deferasiroks [DFX]) - petnoptatnie,
w aptece na receptsa.

«  Antybiotyki [sytromycyna, cefaklor, cefadroksyl, cefuroksym, klarytromycyna,
klindarmycyna, doksyoykling, gentarmycyna, roksytromycyna, spiramycynall, leki
prreciwwirusowe  [acyklowir®) znajdujg sie w wykazie A 1. [Leki refundowane
dostepne w aptece na recepte w cabym Zakresie zarejestrowanych wikazan i
preeznaczen lub we wskazaniu okreslonym stanem klinicznym] a poziom ich
odptatnosci to 508 [we wszystkich zarejestrowanych wikazaniach na dzien wydania
decyzji].

e |Leki preciwgrzybicze rdwniez znajdujg sie w wykarie A 1. [Leki refundowane
dostepne w aptece na recepte w catym zakresie zarejestrowanych wskazan i
preernaczen lub we wskaraniu okredlonym stanem klinicznym] a poziom ich
odptatnosci to 508 [we wszystkich zarejestrowanych wikazaniach na dzien wydania
decyzji: klotrimazol, flukonazol, itrakonazol, mykonazol, terbinafina) lub nczatt
(wiorykonazol®).

« Wspamie fywieniowe rozliczane jestw ramach leczenia szpitalnego - za kazdy dzien
terapii wycenione na 108 PLM [(Fywienie dojelitowe oraz czedsciowe [nickompletne)
Zywienie pozajelitowe], 324 PLM [Zywienie pozajelitows immunomodulujace) lub 216
FLM [kompletne Hywienie pozajelitowe] wg Zarzgdzenia nr 557 2081/0507.

! Pominigto kolistyne z odptatnoscia ryczattowa i rifampycyne z poziomem odptatnosci ,bezptatny do
limitu™ refundowane w specyficznych jednostkach chorobowych/ grupach pacijentdw,

2 Pominigto walgancicyklowir z odptatnoscia ryczattowa, refundowany w specyficznych jednostkach
chorobowych/ grupach pacjentow,

¥ Pominigto posakonazol z odptatnodcia ryczattows refundowany w specyficznych jednostkach
charobowych/ grupach pacjen thw
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3 Czesclluwaga nr 2

W oramach analizy &linfczney (AKL): Przegliqd systernatyezny badan plerwotnvoch nie zowdera
wsZystiich badan speiniajqovch kryteria wiqozenia (8 4. st 3 pikt 2 Rozporzgdzenia)l.
Widasinienie: W ramach przegiqouw nie wwegledniono nwe publikacdi, odnalezionveh przes
analibyiaw Agencii: « Platzbecker, U Zha, ¥ Ha, X, Risuena, A, Chan, E; Zhane, G; Dunshee,
DR Acar, M, Shethy, JK; Ito, R, et al. Effect of luspatercept on biomarkers of erythropoiesis
in patients{pts) with lower-risk myelodysplostic syndromes (LR-A0D5) in the medalist trial,
Blood 2020, 136 (SUBPL 1) 28-39 {https. /S doi ore/ 10 1182/ blood-2020-136705) « Kornrokji,
RS Blatzbecker, U, Fenaux, P; Garcia-Manero, G, Mufti, GJ; Santind, vV, Diez-Campelo, M;
Finelli, T; Jurcic, G, Greenberg, PL; et al. Efficacy and safety of luspatercept treatment
in patients  with  rmyelodysplostic syndromelmyeloproliferative  neoplosn with
ringsideroblasts and thrombooytosis (MDS/MBEN-R5S-T): g retrospective analysis from the
medalist study Blood 2020, 136 (S50UPPL 1): 13-15 (https://doi org/ 10 1182/ blood- 202 (-
137232) « Oliva, EN; Platzbecker, Uy Garcig-Manero, G, Mufti, GJ,; Santind, V', Sekeres, MA;
Kornrokfi, RY; Shethy, JK; Tang, 0 Guo, 5 et ql Health-related quality of §fe outcornes in
patients withmyelodysplastic syndromes with ring siderob lgsts treated withiusnatercept in
the medalist study Slood 2020, 136 (SUBEL 1), 10-12 {https://doi ore/ 10 1182/ bloog- 2020-
136276) « Plotzhecker, U, Germing, U ; Giggounidis, A.; Gotze, K ; Kiewe, B, Maover, £,
Ottrnann, 0., Radsak, M. Wolff, T, Haose, D, ; Hantdn, M. Wilson, D, ; Zhane, X.; Sherran,
M. Attie, K. Looden, A Luspatercept increases hemoglobin and reduces transfusion
burden in patients with low or intermediate-T risk myelodysplastic syndromes (MD5):
Prelirminary results from q phase 2 study Leukernia Research [ 20058, 39 {SUPPL 1) 525
(https:/fdoi ore/ 10,1016/ 50145-2126(15) 30054-0)

Wyjas nienia Wnioskodawey:

Uprzejmie informuje, 2 wersje analiz przekazane przy pismie z dnia 13 maja 2021 r. za
posrednic twizm systemu S0LE uwzgledniajg ww. publikacje, za wyjatkiem Platzbecker 2015,
ktory dotyczy badania PACE-MDS. Publikacje te wykluczono z opracowania ze wzgedu na
brak placebo w badaniu. Frzypis do publikacji petnotekstowe] z wykluczonego z analizy
badania PACE-MDS znajduje sie w tab. 60 Spis badan wykduczomech = prezegiqdu AL [w tabeli
Z badaniami wykluczonymi nie uwzgledniono referencii w postaci doniesien konferency jmych
do wykluczonych badan petnotekstovwsych].

MNiemnie] jednak, w dlad za niniejszym aneksem, powtdrnie dokonam przekazania analiz
uwzgledniajgoych wwage.




Luspatercept (Reblozd ™) w lecpeniu riedok wistoscd w presties) 2epotin mislodysplastycach

4 (Czesclluwaga nr 3

W ramach analizy kiinicznei (AKL): Opis metodyid badania, zawarty w fobelaryczned
charakterystyee kazdego z hadan wigezonyeh do preeglqdu, nie wweglednia charalkderystyld
procedur, kidrgn zostady poddane osoby badane (8 4, ust, 3 p&t 5 It F Rozporzgqdzenia).
Wiigsnienie: w AKL nie opisano interwencii, kitdrgm zostaly poddaone osoby w badaniu
woramieniu komparatora w formie tobeli, . AKL nie zowiera dolfadnego opisu lekdw
wehodzgoyoh wosikdad 850, np. dowkowania, schemat pod@aania o2y wardhdw preerwania
leczenia.

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Uprzejmie informuje, 12 w tabeli 8 AKL Chaorafkteryshyio rondomizowanego bodania
klinfcznego wigozonego do opracowania, ¢z 1 kolumna dotyczaca charaktenystyki procedur:
<Fodanie podskdme co 3 tyg. przer 24 tyg. z mozlivwg kontynuacigs™ dotyczy obu procedur,
tj. zardwno interwencii, jak i komparatora.

Wy ramach wyjasnienia pod tabelg doprecyzowano ,* po ocenie w29 tye chorzy z korzysoiq
klinfczng fw ocenie baodacza) bez progresfi choroby (wo WG 2006) rmogli kontynuowad
pravimowianie luspatercepty lub placeto (w ramach podwiinie sleped proby), dopold nie
wasstgp #o o nich niedopuszezaline dzicfanie toksyoczne lub progresia choroby, wycofali zeode
ha udzict w badaniu lub spelmill kngderiao przerwanio badanicd”. Tym samym schemat
podawania 1 warunki przenwania leczenia zostaty podane zarowno dla luspaterceptu,
jak i placebo. W przytoczone] kolumnie podano dawkowanie [w postaci ilosci mg na kg me.)
tylko dla luspaterceptu, gdy? nie dotyczy ono placebo.
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5 Czesc¢lluwaganr 4

W oramach analizy &linfczney (AKL): Przegliqd systernatyezny badan plerwotnvoch nie zowdera
informacii na temat begpieczenstwa sikierowane do osab wylonuiqoveh zawody medyczne,
aituaingeh na dzien zioZzenia whiosky, pochodzqoyeh w szezegdlfnoscd 7 nastepuiaoveh
Zraget: stron internetowyech Urzedu Rejestracii Produktdw Leczniczych, Wgrabdw
Medvezrech ¥ Produktdw Biobojozych, Europeiside] Agencii Lekidw (Euwropean Medicines
Aoency] orgz agencii rejestracyine; Stanow Zjednoczonych Ameryid (Food and Drug
Adrministration) (84, ust, 3 p&kt 7 Rozporzgdzenia)

Wyjgsnienie: nao stronle EudradVigilonce M odrreports.ew) odnaleziono zofoszenio
0 podefrzevwanych dzictaniach niepozgdanyveh w osdb stosuiqovch Reblozy!

Wyjas nienia Wnioskodawcy:
Uprzejmie informuje, 17 wersje analiz przekazane przy pismie 7 dnia 13 maja 204 r. za

posraednic twem systemu SOLE uwzd edniajg aktualne na dzien ztazenia wniosku informacie

na temat berpiecrenstwa skierowane do osdb wykonujacych zawody medyczne, w tym
dostepne na stronie Eudravigilance [www.adrreports.ad] - tab. 53 AKL EMA - Zodoszenia o

podejrzevanych dzictaniach niepoZzadanych o osdb stosujgoych luspatercept. Memnig]
jednak, w slad za ninigjszym  angksem, powtdrnie dokonam  przgekazania  analiz

uwzgledniajgoych wwage.




Luspatercept (Reblozd ™) w lecpeniu riedok wistoscd w presties) 2epotin mislodysplastycach

6 Czesclll uwaga nr 1

W rarnach Analizy Ekonomiczned (AE): Analiza podstawowa nie Zawiera oszacowianie ceny
zhytu netto whioskowane] technologdi, przy &fdre] koszt, o ktorygm mowa w pit 2,
@ wWOrZynadil brakl moZiwosol wagnaoczenia tego kosziu - koszt, o Kidngn mowia we pid 3,
Jest rawny wasokosc! progu, o ktdngn mowa woart, 12 pet 13 ustowy (8 5 wstZ pit 4
Rozporzgdzenia).

Wiyigenienie: ofreslong w Zgpisie ceng zhyty netto oszacowano dio nieaktuginego ha dzien
FtoZenia progu opdaoalnosct t7 147 024 0 Altualne na dzien zioZenio wniosky prig
apfacalnosc! wynost 155 014 =,

(httns S D gobim, gov plf aldtuginoscif nagjnowsze/ komunikat-prezesg-ggencii-oceny-
technologli-medvezyeh- - Faryf ae fi-we- shrawde-obowigzuiace - od-dnig-3 0k pazdz fer nikg-
2020-r- wysoksci- progu- osz tu- uzyskania- dodat kowego-roku-Zycig- skorygowaneso- o-Jak/ ).

Wyjas nienia Wnioskodawey:

Uprzejmie informuje, 17 wersje analiz przekazane przy pismie 7 dnia 13 maja 204 r. za
posrednic twiam systamu SOLE uwzgledniajg analize progows preeprowadzong dla aktualnegn
na dzien ztorenia wniosku progu optacalnosci wynoszgacego 155 514 zt - tab. 60 AE Winikd
analizy progowef. Miemniej jednak, w slad za ninigjszym ansksem, powtdrnizs dokonam
przekazania analiz uwzdedniajacych uwags.
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7 Czesclll uwaga nr 2

W ramach Analizy Ekonorniczney (AE): Analiza wraz iwosc! Zawlera uzasadnienie zakres dw
Zmiennoscl, o ktorgch mowa w pit 175 5 wst @ plkt 2 Rozporzgdzenia).

Wiyjasnienie: w analizie wrazliiwoscel dia parametru ,masa cida” przyieto zatozenie
dotyezqee jejzmiany o +/- 10% bez stosownego uzasadnienia.

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Srednig masa ciata choregn preyieto na poziomie 76,6 kg, zoodnie z badaniern MEDALIST.
Analiza wrazliwosci wykazata, 7o ICUK nie zmienia sie wprost proparcjonalnie wraz z masg

ciata chorego. Uwzgednienie zmiany masy ciata o +/-10% powoduje zmiang ICUR o -
Frzyiete zatofenia (+/-10%) majs charakter arbitralny, majg na celu pokazanie

w UprosZczeniu zaleznosci miedzy masg ciata, a uzyskamym CUR,

Lhwzd edniajac rozktad masy ciata pacjentdw z badania MEDALIST tab. 5 AE rozidad mosy
ciata pacjentdw MEDALIST daota odoiecia & maj 2018 - dane wewnetrzne Whloskodawey,
Reblozyl EMA] zakres zmiennoici [odochylenie standardowe) dla masy ciata wynosi -
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8 Czesclll uwaga nr 3

W ramach Analizy Ekonorniczned fAE): Do preeglqdu systematveznego analiz elonomiczmeeh
Ioprregiqdu systematyozneso  Wiytecznoscl  stosufe  sie wamog!:  oplu kwerend
przeprowadzonveh w bazach bib Fograficznyeh 1 opisy selefcdi badan w postac! diceramu (8
A, ust 12 Rozporzgdzenia).

Wijasnienie: VW dicgramie QUOROM/PRISMA na Ryc. 17 zidentyfitowano niespojnosci
dotyezgre liczebnosod refordaw Na etapie Wetepnie Zidentyfikowane prace™ wiykazono w
surnie 21 prac, ha kolejnemn etapie , Selekcia na podstawie abstraktow T bytudfow™ wylkazano
wosurie 30 prac, @ po odrzuceniu w sumie 8 prac na etgpie ,Frace odrzucone na podstowie
przegigdu abstrakidw § hybwdow™ do etapu ,Preeciqd petnych telatow™ zobwalifitowano w
sumie 13 prac,

Wyjainienia Wnioskodawcy:

W wersii analiz przekazanych przy pisgmie z dnia 13 maja 2021 r. za posrednic twerm systemu
SOLRE na ryc 17 Schemat folejmvch etapdw waszuidwaonio 7 selekcdi badan dobvezagoveh
uzytecznoscl w AMLIMDSHICT (dicoram QUOROMS PRI MA)

o Na etapie Mistepnie zidentyfikowane prace” wykazano 21 prac dla AML/MDS i 11 dla
ICT fw sumie 32 prace).

o Makolejnym etapie Selekcia na podstawie abstraktow i tytutdw™ wyk azano 11 prac
dla AML/MDS opublikowarych po dacie odciecia z Golicki 2020 fw zwigzku =
dostepnodcig tego prregladu prowwadzono tylko aktualizacie wyszukiwania prac dla
AMLIMDS - nie analizowano 10 prac opublikowanych przed datg wyszukiwania
provwadzonego w Galicki 2020) 111 dla ICT. tacznie £2 prace.

o 7 tych 22 prac odrzucono F (3 dla AML/MDS i 4 dla ICT) na podstawie abstraktow i
tytutdw, co daje 15 prac (8 dla AML/MDS 1 7 dla ICT) przedadanych po petnych
tekstach.

11
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9 Czesc IV uwaganr 1

W rarmach welgzanio Froded damych: Wezystide przedioZzone analizy muszq Zzawierad dane
bibliogrgficzne wezystidch  wykorzystanyeh  pubfikacll, =z zachowaniern  stopnia
sZozegifowinsc! umoZiiwiaiqoego  Jednoznaczng identyfikacie kaidei z o owadorzystamyeh
publitaedi (8 8. pkt T Rozporzqdzenia).

Wijasnienie: « W AKL w pEmiennictwie znalozia sie pozyejo bibliograficzng pt.: FDA
Ameryianska Agencia ds. Hwanoscl | Letdw (FDA) http: ! fwaw: adrreports. ewfend index, htm
fstan no 0710202007, &tore] zapls | stopien szczegddowoscd oytowanio wniemoz itwi
Jednoznaczng identyfikacie.

« W oanalizach zidentyfikowano odwoianio do publifacyi Dane Whicstodawey” [ Dane
wiewnetrzne Whioskodowey” , ktdrych nie waanieniono w pismiennictwie,

Wyjainienia Wnioskodawcy:

Przypis w odniesieniu do FDA powinien brzmied: FDA Amerykanska Agencia ds.
Dywnosci 1 Lekdw [FDA) https:/ Swinw.fda.gov/safety [stan na 20.04.2021)” - zostato
to skorygowane w AKL. Jednoczesnie, uprzejmie informuije, 2 na  stronie
internetowej Amerykanskie] Agencii ds. Zywnosci i Lekdw nie odnaleziono Zadnych
komunikatow  dotyczgcych  befpieczenstwa zastosowania  luspaterceptu, stad
niemozliwym jest podanie bardzie] seczegdtowegn odniesienia.

« Pod skritemn MEDALIST CS5E [dane wewnetrzne YWhioskodawcy] rozumiane jest
MEDALIST C5R Celgene. Data on File. MEDALIST [ACE-536-MOD5-001) C5R Draft 3
(2P0ct2NE). 12018 Dane wewnegtrzne Wnioskodawoy

«  PodMEDALIST TLG [dane wewnetrzne Wnioskodawey] rozumiane jest MEDALIST TLG.
Celgeneg. Data on file. MEDALIST [ACE-536-MD5-001]) TLG [OBMay 2018, In: 2018, Dang
wewnetrzne Winioskodawcy.

Farametry, ktorych zmdto okreslono jako MEDALIST data odoigcia 8 maj 2018 [analiza
statystyczna) [dane wewnegtizne Yhioskodawoy) lub MEDALIST data odciecia 1 lipiec 2019
{analiza statystyczna) (dane wewnetrzne Winioskodawcy] pochodzag z analiz statystyczrych®
wykonanych dla oryginalne] wersji modelu [dostepne w ramach raportu technicznego “EVA
£3187 00 CEM Technical Repart 13MarchZ020 w3 0 docx”) . Pozostate parametny S awyk resy w AE
i A%E okreslone jako ,,dane wewngtrzne Whioskodawey™ pochodzg z raportu technicznego
dla oryginalnej wersji modelu [“EVA Z318F 00 CEM Technical Report 13MarchZ020 w2 0 docx™).
Mediana obserwacji dla daty odcigoia 1 lipiec 201% w A AE pochodzi rowniez z raportu
technicznego dla oryginalne] wersji modelu (“EVA 23187 00 CEM Technical Report
138arch0Z0 v3 0 docx™ . Mediana [zakres] czasu leczenia z najnowszej na moment
tworzenia maodelu daty odcigcia, tj. 1 lipca 219 r. pochodzi z ACE-536-MD5-001 Ad Hoc
Efficacy and Safety Update Feport [Luspatercept. Study ACE-556-MD5-001 Study A Phase 3,
Couble-Blind, Randomized Study To Compare The Efficacy And Safety Of Luspatercept [ACE-

4+ MEDALIST statistical analyses [8May2018 cutoff] | MEDALIST statistical analyses [1July2019 cutoff].
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036] Versus Placebo For The Treatment OF Anemia Due To lpss-E Very Low, Low, Or
Intermediate Fisk Myelodysplastic Syndromes In Subjects With Eing Sideroblasts Who Fequire
Fed Blood Cell Transfusions Ad Hoc Efficacy And Safety Update Feport. 24 Apr 2020).

Liczebno:sd populacii, w ktdrej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana zostata
sprawvdzono w bazie wewngtrzne] BMS przez Whioskodawce.

13



Luspatercept (Reblozd ™) w lecpeniu riedok wistoscd w presties) 2epotin mislodysplastycach

10 Czesc IV uwaga nr 2

W ramach wskozanio Zriadel danyeh) Wizystide przedicfone analizy muszq Zowilerad
wskorahie tnmoh Zrddet informacii zawartych wanalizach, w szczegbinosal aldtaw pravwnych
argz danveh osobowaeh autordw niepubfifowanyeh badan, analiz, elspertye 7 oopindi
(8 & pikt 1 Rozporzgdzenia), Wyjasniende: W AE 1 BIA wykorzystano opinie anorimowsych
ekspertdw Feodnie z Rozporzgdzeniem wymagane jest podanie danveh osobowyeh autordw
apini.

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Dane ekspertow klinicznych [z preeprowadzonegn badania ankietowegn):

Jlednoczesnie uprzejmie informuje, iz eksperci nie wyrazili zgody na udostepnienie ich
danych publicznie - tym samym zwracam sig Z prosbg 0 tzw. zaczernienie nazwisk
w opublikowanych wersjach.
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11 Uwaga dodatkowa

Ponadto, uprzejrnie prosze o przefeanie nw dofkumentaw, « MEDALIST TSR Celgene. Data
an File, MEDALIST (ACE-536-MD5-008) C5R Draft 3 (2P0ct2NE). Tn 208, Dane wewnetrzhe
Wninskod awiey « MEDALIST TLG, Celgene. Data on file, MEDALIST (ACE-536-MD5-00) TLG
[OEMowZ2CNE), In 2018, Dane wewneotrzhne Whioskodawey  «

Wyjas nienia Wnioskodawcy:

Wiraz 7 niniejszym uzupetnieniem analiz HTA wzgledem minimalmych wymagar zostang
przekazane przez Wnioskodawce wersje CSRE 1 TLG z 2019 rn oraz
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