
Form ularz zgłaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Uwagi (pkt 2) wraz z wypełnioną i własnoręcznie podpisaną Deklaracją Konfliktu lnteresów (pkt 1)

należy złożyó 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 7bsf również przesłanie na adres pocztv elektronicznei: sekretariat@aotm.gov.pl
uwag (pkt, 2) wraz z wypełnioną Deklaracją Konfliktu lnteresow (pkt. 1) podpisaną za pomocą
kwalifikowanego podpisu elektronicznego albo podpisu zaufanego.

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

W pzypadku zamiaru pnesłania uwag wraz z Deklaracją Konfliktu lnteresów pnesyłką kurierską
albo pocztową na adres siedziby Agencji, zwracamv sie z upneima prośba o dodatkowe
pnekazanie skanu (lub zdiecia| podpisanego dokumentu za pośrednictwem epuAp lub pocztv
elektron i cznei : sekretari at@aotm.gav. pl.

UWAGA! Zqłoszone uwaqi ideklaracia konfliktu interesów będa publikowane w BlP AOTM|T.

1. Deklaracja o konflikcie interesów (DKl)3 - do wypełnienia w przypadku uwag do analizy
weryfikacyjnej

lmię i nazwisko osoby składającej DKl dotyczącej złożenia uwag do upublicznionej analizy
weryfikacyjnej: kWłWr/ Ń P V,o Z ŁOą >|U{+
Dotyczy wniosku/ow będącego/ych pzedmiotem obrad Rady Pzejzystości:

Wniosek o objęcie refundacją leku Nexviadyme (avalglucosidasum alfa) we wskazaniu: w ramach
programu lekowego ,,Leczenie pacjentów z chorobą Pompego (lCD-l0
E74,0)",

Czego dotyczy DKla:

l* Przygetewanie ekspeĘzy/epraeewania-w fermie pisemnej lub ustnej dla ĘadrPrzejFzyst€śei

1 zgodnie z ałt.35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji leków, środkaw spożWczych specjalnego pzeznaczenia
żyltvieniowego oraz vvyrobów medycznych (Dz,U, 2023 poz. 826
2 zgadnie z ań. 31s ust, 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze środków
publicznych (Dz,U, 2022 poz. 2561 z późn, zm.)
3 o której mowa W ań. 31s ust. 12 i 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o świadczeniach opieki zdrowotnej ftnansowanych
ze środków publicznych (Dz.U. 2022 poz, 2561 z późn. zm.)
a zaznaczyć tylko 1 pole

i analiz wnioskodawcy1

Form u larz zgłaszan ia uwag do a nal izy weryfi kacyj nei AOTM iT :

Numer: oT.423.1 ,12.2023

Tytuł:

Wniosek o objęcie refundacją leku Nexviadyme (avalglucosidasum alfa)

we wskazaniu: w ramach programu lekowego,,Leczenie pacjentów z chorobą
Pompego (lCD-1 0 E7 4,0)"



p" Złożenie uwag do upublicznionejanalizy weryfikacyjnej

Oświadczam, że w stosunku do mnie mojego małzonka/mojej małzonki, mojego 7"qtępnego |ub

wgtępnego w linii prostej, osoby, z którą/osób, Żt<tOrymi pozostaję we wspólnym pożycius:

x ni" zachodza okoliczności określone w art. 31s ust. 8 ustawy o świadczeniach opieki zdrowotnej

hnansowmych ze środkow pubticznych (Dz lJ 2022 poz. 2561 z poźn- zm.),
f* zachodza okoliczności określone wart.3ls ust. 8 ustav,ry o świadczeniach opieki zdrowotnej

finansowanyń ze środków publicznych (Dz.IJ, 2022 poz. 2561 z późn. zm), tl.,.

r pełnienie funkcji członka organów spółki hand|owej lub przedstawiciela przedsiębiorcY

prowadzącego działalność gospodarcząw zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, ŚrOdkiem

spozywczy m specjal nego przeznaczenia zywien i oweg o, wy robem medycz nym ;

l*' pełnienie funkcji członka organu społki handlowej lub przedstawiciela pzedsiębiorcY
piowadzącego dzlałalność gospódarcząw zakresie doradztwa związanego z refundaCją lekÓw,

środków spoŹywczym speclalnego plzeznaczenia zywieniowego, wyrobow medycznYch;

T" pełnienie funkcji członka organów spółdzielni, stowarzyszeń lub fundacji ProwadzącYch
działalnośó gospodarczą w zakresie wytwazania lub obrotu lekiem, Środkiem sPoZYWczYm

specjalnego przeznaczeńia zywieniowego, wyrobem medycznym lub działalnośÓ gosPodarczą

w zakresie doradztwa związanego z refundacją leków, środków spożywczym sPecjalnego
pzeznaczenia zywi e n iowe g o, wy ro bow m edycz nych ;

r posiadanie akcji lub udziałow w spółkach handlowych prowadzących działalnoŚc aospodarczą
w zakresie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spoźywczym specjalnego pzeznaczenia
zywieniowegÓ, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w zakresie doradztwa

związanego 
'z 'refundacją lekóń, środkow spozywczym specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobow móóycznycn , orazudziałów w społdzielniach prowadzących działalnoŚĆ

gospodarczĘ w Źat<resie wytwarzania lub obrotu lekiem, środkiem spozywczym sPecjalnego
-przeznaczeiia zywieniowe§o, wyrobem medycznym lub działalność gospodarczą w zakresie

doradztwa zwiąŹanego z ńfund-acją leków, środków spożywczym specjalnego przeznaczenia
źywieniowego, wyrobow medycznych ;

§* prowadzenie działalności gospodarczej w zakresie wytwazania lub obrotu lekiem, ŚrOdkiem

spożywczym specjalnego przeznaczenii zywieniowego, wyrobem medyc,znym lub działalnoŚci
gbsp'ooarózej w ŹakreŚie doradztwa związanego z refundacją leków, środków sPożYWczYm

Śpecjal nego przeznaczen ia zywien ioweg o, wy ro bow medycznych,

proszę podaó szczegóły, które Pani/Pan uzna za niezbędne, oraz nazwy podmiotÓw, z ktÓrymiwiąŻą
panią)pana (małzonkaimałżonkę, zstępnych lub wstępnych w tinii prostej luP osoby z którymi Pozostaje
pan/bani wó wspólnym pozyciis reliÓle- powodujące konflikt interesów, Opis powinien bYĆ moŻliwie

f

zwięzły.

Jestem świadoma/y odpowiedzialności karnej zazłożenie fałszywego oŚwiadczenia.

ą5Ieńlllpł:



Wyrażam zgodę na gromadzenie, przetwarzanie iudostępnianie danych osobowych
zawańych w DKl których podstawa przetwarzania nie wynika z wypełnienia obowiązku
prawnego ciążącego na AOTMIT w celu identyflkacji konfliktu interesów zgodnie
z rozpofządzeniem Parlamentu Europejsk|ego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony osób fizycznych w związku z przebł,tarzaniem danych
osobowych i w sprawie swobodnego przepływu tak|ch danych oraz uchylenia
dyrektywy 95/46ME (ogóIne rozporządzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L. z 2016

r.{ 19.1).

Data składania i podpis osobv składaiącei Dk!



2. Uwagi do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziału,

tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

Uwagi Ogólne

Bazqąc na danych ujętych w dokumencie ,,Analiza Weryfikacyjna
Ag e n cj i ", zastosowa n ie awa l g l ukozy dazy a lfa p op rawia p rzewidywane
FVC (natężoną pojemność zyciową) o przynajmniej 50ń oraz poprawę
bezwzględnego FVC o ponad 1,7 pp, względem dotychczas dostępnej
alglukozydazy alta.

Podobnie, w zakresie sprawności motorycznej, awalglukozydaza alfa
wykazała istotn ie statystyczn ie lepsze wyn i ki wzg lędem alg l u kozydazy
alfa w oparciu o testy: 6MWT, QMFT, GSGC oraz GMFM-88.

Poprawa funkcji oddechowych i motorycznych niewątpliwie wpływa na
codzienne funkcjonowanie chorych, dlatego istotne jest umożliwienie
stosowania nowej terapii w zakresie jednakowym jak dotychczas
dostępne leczenie.
W oparciu o dane Narodowego FunduszuZdrowia, w ramach
programu lekowego dedykowanego pacjentom z chorobą Pompego w
2022 roku leczone były 52 osoby, Jest to niewielka grupa chorych, a
jej liczebność potwierdza rzadkie występowanie schorzenia, dlatego
tez rekrutacja pacjentów do prob klinicznych znacznie rózni się od
wykonywanej w przypadku badań prowadzonych dla terapii
stosowanych w często występujących jednostkach chorobowych.

Nalezy mieć to na uwadze i uwzględnić specyfikę choroby Pompego
zwłaszcza w przypadku postaci o wczesnym przebiegu choroby oraz
populacji pediatrycznej.

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

3. Uwagi do analiz wnioskodawcyo

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziału,

tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

6analizy,októrychmowawań,25pkt14)lit.corazar1,26pkt2)lit.horaziustawyzdnia12mĄa2011 r.orefundacji leków,
środków spożywczych specjalnego pzeznaczenia źywieniowego oraz wyrobów medycznych (Dz,U. 2023 poz. 826)



* umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w pzypadku uwag

ogólnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziału,

tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

- umozliwiający 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

- umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do którego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogólnych,

d. Uwagi do anaIizy racjonalizacyjnej

Numer*
(rozdziału,

tabeli, wykresu,
strony)

Uwagi

- umożliwiający identyfikację fragmentu analizy, do ktorego odnosi się uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogólnych.

Numer*
(rozdziału,

tabeli,
wykresu,
strony)

Uwagi
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