
Formularz zgłaszania uwag do  
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

i analiz wnioskodawcy1  

Formularz zgłaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT: 

Numer: OT.4231.65.2023 

Tytuł: 
Wniosek o objęcie refundacją leku Aspaveli (pegcetakoplan) w leczeniu 

nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH) (ICD-10 D59.5) 

 

Uwagi (pkt. 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją Konfliktu Interesów (pkt. 1) 
należy złożyć w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 
00-032 Warszawa, bądź przesłać przesyłką kurierską albo pocztową na adres siedziby Agencji.  

Dopuszczalne jest również przesłanie na adres poczty elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl  
uwag (pkt. 2) wraz z wypełnioną Deklaracją Konfliktu Interesów (pkt. 1) podpisaną za pomocą 
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego. 

Uwagi można zgłaszać w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji Publicznej 
(BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMiT bądź przesłane na adres poczty elektronicznej: 
sekretariat@aotm.gov.pl po upływie tego terminu nie będą rozpatrywane. 

W przypadku zamiaru przesłania uwag wraz z Deklaracją Konfliktu Interesów przesyłką kurierską 
albo pocztową na adres siedziby Agencji, zwracamy się z uprzejmą prośbą o dodatkowe 
przekazanie skanu (lub zdjęcia) podpisanego dokumentu za pośrednictwem ePUAP lub poczty 
elektronicznej: sekretariat@aotm.gov.pl.  

 

UWAGA! Zgłoszone uwagi i deklaracja konfliktu interesów będą publikowane w BIP AOTMiT2. 

 
1. Deklaracja o konflikcie interesów (DKI)3 – do wypełnienia w przypadku uwag do analizy 

weryfikacyjnej 
 

Imię i nazwisko osoby składającej DKI dotyczącej złożenia uwag do upublicznionej analizy 

weryfikacyjnej: Prof. dr n. med. Iwona Hus 

Dotyczy wniosku/ów będącego/ych przedmiotem obrad Rady Przejrzystości: Wniosek o objęcie 
refundacją leku Aspaveli (pegcetakoplan) w ramach programu lekowego „Leczenie nocnej napadowej 
hemoglobinurii (PNH) (ICD-10 D59.5” 

Czego dotyczy DKI4:  

 
 

Przygotowanie ekspertyzy/opracowania w formie pisemnej lub ustnej dla Rady Przejrzystości 

 dotyczącego: ………………………………………………………………………………………… 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
 

Złożenie uwag do upublicznionej analizy weryfikacyjnej 

…………………………………………………………………………………………… 

 

 
1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463 z późn. zm.) 
2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków 

publicznych (Dz. U. z 2021, poz. 1285 z późn. zm.) 
3 o której mowa w art. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych 

ze środków publicznych (Dz. U. z 2021, poz. 1285 z późn. zm.) 
4 zaznaczyć tylko 1 pole  
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Złożenie uwag w związku z upublicznionym porządkiem obrad Rady Przejrzystości w dniu 

…………………………………….. 
Oświadczam, że w stosunku do mnie mojego małżonka/mojej małżonki, mojego zstępnego lub 
wstępnego w linii prostej, osoby, z którą/osób, z którymi pozostaję we wspólnym pożyciu5: 

 nie zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej 
finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z późn. zm.), 

 zachodzą okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej 
finansowanych ze środków publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz.1285 z późn. zm.), tj.: 

  pełnienie funkcji członka organów spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy 
prowadzącego działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem 
spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym; 

 pełnienie funkcji członka organu spółki handlowej lub przedstawiciela przedsiębiorcy 
prowadzącego działalność gospodarczą w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, 
środków spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów medycznych; 

 pełnienie funkcji członka organów spółdzielni, stowarzyszeń lub fundacji prowadzących 
działalność gospodarczą w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą 
w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, środków spożywczym specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego, wyrobów medycznych; 

 posiadanie akcji lub udziałów w spółkach handlowych prowadzących działalność gospodarczą 
w zakresie wytwarzania  lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność  gospodarczą w zakresie doradztwa 
związanego z refundacją leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego, wyrobów medycznych, oraz udziałów w spółdzielniach prowadzących działalność 
gospodarczą w zakresie wytwarzania  lub obrotu lekiem, środkiem spożywczym specjalnego 
przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalność  gospodarczą w zakresie 
doradztwa związanego z refundacją leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia 
żywieniowego, wyrobów medycznych; 

 prowadzenie działalności gospodarczej w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem 
spożywczym specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobem medycznym lub działalności 
gospodarczej w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, środków spożywczym 
specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobów medycznych. 

 

Proszę podać szczegóły, które Pani/Pan uzna za niezbędne, oraz nazwy podmiotów, z którymi wiążą 
Panią/Pana (małżonka/małżonkę, zstępnych lub wstępnych w linii prostej lub osoby z którymi pozostaje 
Pan/Pani we wspólnym pożyciu) relacje powodujące konflikt interesów. Opis powinien być możliwie 
zwięzły. 
................................................................................................................................................................... 

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

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

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

  

 
5 niepotrzebne skreślić 



Jestem świadoma/y odpowiedzialności karnej za złożenie fałszywego oświadczenia. 

Data składania i podpis osoby składającej DKI  

30.03.2023…  

 

 

Wyrażam zgodę na gromadzenie, przetwarzanie i udostępnianie danych osobowych 

zawartych w DKI których podstawa przetwarzania nie wynika z wypełnienia obowiązku 

prawnego ciążącego na AOTMiT w celu identyfikacji konfliktu interesów zgodnie  

z rozporządzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia 

2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przetwarzaniem danych 

osobowych i w sprawie swobodnego przepływu takich danych oraz uchylenia 

dyrektywy 95/46/WE (ogólne rozporządzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016 

r.119.1). 

 

Data składania i podpis osoby składającej DKI  

30.03.2023……  

 

 



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMiT 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnoszą się wniesione uwagi; nie dotyczy 
w przypadku uwag ogólnych. 

3. Uwagi do analiz wnioskodawcy6 

a. Uwagi do analizy klinicznej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, wykresu, 
strony) 

Uwagi 

Strona 29 

Mechanizm działania pegcetakoplanu polega na wiązaniu się części białkowej 

cząsteczki ze składową C3 dopełniacza i wywieraniu silnego działania hamującego 

na kaskadę dopełniacza. Fragment polietylenu glikolowego o masie cząsteczkowej 

40 kDa zwiększa rozpuszczalność i wydłuża czas obecności produktu leczniczego w 

organizmie po jego podaniu. Pegcetakoplan wiąże się z dużym powinowactwem z 

białkiem dopełniacza C3 i jego fragmentem aktywacyjnym C3b, regulując w ten 

sposób rozkład C3 i tworzenie efektorów na dalszym etapie kaskady aktywacji 

dopełniacza. U pacjentów z PNH do hemolizy pozanaczyniowej przyczynia się 

opsonizacja przez C3b, podczas gdy do hemolizy wewnątrznaczyniowej dochodzi z 

udziałem kompleksu atakującego błonę (MAC) znajdującego się na dalszym etapie 

kaskady aktywacji. Pegcetakoplan wywiera rozległe działanie regulujące kaskadę 

dopełniacza poprzez działanie na wcześniejszych etapach kaskady aktywacji w 

stosunku do C3b i formowania MAC, w ten sposób kontrolując mechanizmy, które 

prowadzą do hemolizy zewnątrznaczyniowej i wewnątrznaczyniowej. Aktualnie 

dostępny inhibitor kaskady dopełniecza (C5) zapewnia głównie kontrolę hemolizy 

wewnątrznaczyniowej i dlatego nie u wszystkich chorych jest wystarczająco 

skuteczny. Jest to jedyny lek w terapii nocnej napadowej hemogloinurii o takim 

mechanizmie działania. Stwarza to szansę na bardziej optymalna terapię nocnej 

napadowej hemoglobinurii, u chorych, u których leczenie inhibitorem C5 jest 

nieskuteczne 

Strona 32 

W badaniu klinicznym Pegasus, pierwszorzędowym punktem oceny skuteczności 

klinicznej Aspaveli był ocena zmiana stężenia hemoglobiny od początku badania do 

tygodnia 16. Dlatego do badania klinicznego zakwalifikowano pacjentów leczonych 

ekulizumabem z niskim stężeniem hemoglobiny. Już w fazie run-in niemal wszyscy 

 
6 analizy, o których mowa w art. 25 pkt 14) lit. c oraz art. 26 pkt 2) lit. h oraz i ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, 
środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463 
z późn. zm.) 



pacjenci po rozpoczeciu leczenia pegcetakoplanem odpowiedzieli na terapię 

skojarzoną wzrostem stężenia hemoglobiny. W badaniu Pegasus wykazano 

przewagę pegcetakoplanu nad ekulizumabem względem wpływu na stężenie Hb, 

zwłaszcza u pacjentów leczonych samym ekulizumabem u których stężenie 

hemoglobiny powróciło do wartości z fazy run-in tego badania. 

Strona 39 

Potencjalnym problemem w leczeniu nocnej napadowej hemoglobinurii związanym 

z szerokim hamowaniem dopełniacza, jest ryzyko zwiększonej częstości zakażeń 

bakteriami otoczkowymi. Co istotne, w badaniu PEGASUS nie odnotowano 

przypadków zakażenia meningokokami w obu analizowanych grupach i nie 

stwierdzono różnicy w częstości występowania zakażeń między tymi dwiema 

grupami. Warto jednak wziąć pod uwagę fakt, że przed przystąpieniem do terapii 

pegcetakoplanem wymagany jest większy zakres szczepień niż w przypadku 

ekulizumabu. Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego Aspaveli® konieczne 

jest wykonanie szczepień przeciwko Streptococcus pneumoniae, Neisseria 

meningitidis i Haemophilus influenzae. Zgodnie z Charakterystyką Produktu 

Leczniczego Soliris® należy wykonać jedynie szczepienie przeciwko Neisseria 

meningitidis. Należy podkreślić brak różnic w profilu bezpieczeństwa w odniesieniu 

do zdarzeń niepożądanych (w tym zakażeń wywołanych przez bakterie otoczkowe) 

pomiędzy pacjentami: 36 pacjentów (88%) otrzymujących pegcetakoplan oraz u 34 

(87%) otrzymujących ekulizumab. 

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

b. Uwagi do analizy ekonomicznej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

c. Uwagi do analizy wpływu na budżet podmiotu zobowiązanego do 
finansowania świadczeń ze środków publicznych 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, 
wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  



* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

d. Uwagi do analizy racjonalizacyjnej 

Numer* 
(rozdziału, 

tabeli, wykresu, 
strony) 

Uwagi 

  

  

* Umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag 
ogólnych. 

 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 


