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SPRAWOZDANIE
Z PRZEBIEGU NEGOCJACJI
REFUNDACYJNYCH

Produktu leczniczego Xenpozume (olipudaza alfa)
we wskazaniu: u dzieci i mlodziezy oraz dorostych jako
enzymatyczna terapia zastepcza w leczeniu objawow niedoboru
kwasnej sfingomielinazy (ang. Acid Sphingomyelinase Deficiency,
ASMD) typu A/B lub B, niezwigzanych z osrodkowym ukladem
nerwowym (OUN) w ramach programu lekowego ,,Leczenie chorych
Z niedoborem kwasniej sfingomielinazy (ASMD) typu A/B i B (ICD10:
E75.241, E75.244)"

WARSZAWA, 14 MARCA 2024 ROKU



Komisja Ekonomiczna przeprowadzita negocjacje cenowe w przedmiocie objecia refundacjg i ustalenia
warunkdw refundacji technologii lekowej o wysokim poziomie innowacyjnosci (art. 24 ust. 1 pkt 1b
ustawy o refundacji} produktu leczniczego Xenpozyme, we wskazaniu: u dzieci i miodziezy oraz
dorostych jako enzymatyczna terapia zastepcza w leczeniu objawdw niedoboru kwasnej
sfingomielinazy {ang. Acid Sphingomyelinase Deficiency, ASMD) typu A/B lub B, niezwigzanych z
osrodkowym uktadem nerwowym (OUN) w ramach programu lekowego , leczenie chorych z
niedoborem kwasniej sfingomielinazy (ASMD) typu A/B i B {ICD10: E75.241, E75.244)".
Negocjacie dotyczyly dopuszczonych do obrotu nastepujgeych prezentacyi leku:

e Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzgdzania koncentratu roztworu do infuzji, 20 mg,

1, fiol. proszku, kod GTIN 05909991490508,
e Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzgdzania koncentratu roztworu do infuzji, 4 mg, 1,
fiol. proszku, kod GTIN (05909991513696.
Dziatajgc na podstawie art. 36 ust. 6 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkdw
spozywczych specjalnego przeznaczenia iywieniowego oraz wyrobdw medycznych, kierujac sie
zasadami: gospodarnosci, rzetelnosci, obiektywizmu, legalizmu oraz rdwnowaienia interesow
Swiadczeniobiorcdw, podmiotdw, z ktdrymi sq prowadzone negocjacje oraz platnika Swiadczen
zdrowotnych, po przeprowadzeniu negocjacji cenowych z Wnioskodawcg w dniach: 15 stycznia
2024 r., 23 stycznia 2024 r., 12 lutego 2024 r, z uwzglednieniem:
1. Wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci ustalonego na dzied 15 marca
2023 r. na podstawie art. 40a ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spoiywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobdw medycznych, zasad tworzenia wykazu technologii
medycznych o wysokim poziomie innowacyjnosci, podsumowania wynikdw dla technologii lekowych
zakwalifikowanych do oceny w ramach opracowania wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci, listg technologii lekowych zakwalifikowanych do oceny, danych dostepnych na stronie
internetowe] Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w czesci dotyczacej wnioskowanej
technologii;
2. Raportu oceny technologii o wysokiej innowacyjnosci w ramach Funduszu Medycznego za rok 2021
Nr 32/2023 z dnia 23 lutego 2023 r. Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji ,,Xenpozyme
{olipudaza alfa) we wskazaniu: u dziecii mtodziezy oraz dorostych jako enzymatyczna terapia zastepcza
w leczeniu objawdw niedoboru kwasnej sfingomielinazy {ang. Acid Sphingomyelinase Deficiency,
ASMD) typu A/B lub B, niezwigzanych z oérod kowym uktadem nerwowym (OUN)”;
3. maksymalnej i minimalnej CZN na terytorium RP w okresie roku przed ztoZzeniem wniosku dla danej
wielkosci opakowania i dawki. Wedtug danych Whnioskodawcy maksymalna i minimalna cena zbytu
hetto uzyskana na terytorium RP w okresie roku przed zloieniem wniosku wynosita:
ila Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzadzania koncentratu roztworu do

infuzji, 20 mg, 1, fiol. proszku, kod GTIN 05303331430508 i dla
Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzadzania koncentratu roztworu do infuzji, 4 mg, 1, fiol.
proszku, kod GTIN 059039915136386 —

4. minimalnej i maksymalnej CZN uzyskanej w poszczegdlnych krajach UE i EFTA w okresie roku przed
zfozeniem wniosku dla danej wielkosci opakowania i dawki.

Xenpozyme 20 mg: wedtug danych Wnioskodawcy produkt jest dostepny w obrocie w 10 krajach UE i
EFTA na 30 wskazanych:

W 3 krajach UE i EFTA na 10 w/w, w ktérych produkt pozostaje w obrocie w dawce 20 mg, objety jest
refundacja:



Xenpozyme dmg: wedtug danych Whnioskodawcy produkt jest dostepny w obrocie w 2 krajach UE i
EFTA na 30 wskazanych:

Na dzien rozstrzygniecia KE Whnioskodawca nie przedstawit nowych informacji w przedmiotowym
zakresie.
5. informacji o rabatach i upustach oraz porozumieniach cenowych w innych paistwach UE i EFTA

Na dzier podjecia uchwaty Wnioskodawca nie przedstawit nowych informacji w tym zakresie.

Komisja dokonata krytycznej analizy informacji przekazanych przez Whnioskodawce we whnioskach
we wszystkich krajach UE i EFTA, gdzie produkt zostat objety

refundacja.

Dane Komisji w zakresie ogdlnych zasad refundacji lekdw w poszczegdlnych krajach EU/EFTA oraz

mechanizmdw ustawowych, ktdre potencjalnie mogg wpltywaé na obnizenie kosztdw terapii tj.

clawback — mechanizm, zgodnie z ktdrym pienigdze juz zaplacone za ustugi majg zostaé zwrdcone w

szczegdlnych okolicznosciach lub zdarzeniach okreslonych w umowie [np. przekroczenie max poziomu

wydatkdw, jest to mechanizm podobny do ustalonego w Polsce tzw. payback ustawowego)

6. kosztu terapii przy zastosowaniu wnioskowanego produktu {uwzgledniajac dawkowanie zgodnie z
ChPL i CHB/mg stanowigca wynik negocjacji — dla leku Wnioskodawcy oraz rdinigce sie
zalozenia Stron negocjacji odnosnie sred niej masy ciata osoby dorostejidzieci, leczonych w programie).
Oszacowany roczny koszt olipudazy alfa, przyjmujac zatozenie Whnioskodawcy -

Oszacowany roczny koszt olipudazy alfa, przyjmujac zatozenie Komisji —

Oszacowany roczny koszt olipudazy alfa, przyjmujac zatozenie Wnioskodawcy



Oszacowany roczny koszt olipudazy alfa, przyimujac zatoienie Komisji —

7. wptywu na budziet ptatnika publicznego nieograniczonego CAP-em wydatkdw platnika publicznego,
proponowanym przez KE w toku negocjacji na liczbie mg leku z BIA Wnioskodawcy.
Whydatki ptatnika na lek Wnioskod awcy, uwzgledniajgc proponowang przez Wnioskodawce

leku ustalong w wyniku negocjacji i oszacowane przez Wnioskodawce zuzycie leku w I i Il roku
obowigzywania decyzji odpowiednio

Wptyw na budiet ptatnika publicznego terapii przy zatoZeniu
wlgczenia do programu catej populacji {a nie stopniowo) moie wyniesé: przyjmujac zatoienia
Whioskodawcy dotyczace Sredniej masy ciata pacjenta dla poszczegdlnych subpopulacgji
w | roku,

w |l roku i kazdym nastepnym vs. przyjmujac zatozenia Komisji dotyczace sredniej
masy ciata dla poszczegdlnych subpopulacji M
| roku, w |l roku i kazdym nastepnym.
Komisja stoi na stanowisku, iz miernikiem wiarygodnosci zatoZzern Whnioskodawcy w zakresie srednigj
masy ciatla pacjentdw w poszczegdlnych subpopulacjach leczonych w programie, stopniowego
wlgczania pacjentdw do programu i oszacowania Whnioskodawcy wpltywu na wydatki ptatnika
publicznego w | i Il roku objecia refundacjg wnioskowanego produktu jest

podwaza wiarygodnosé oszacowah
Whioskodawcy BIA i jego zatoied przyjetych w odniesieniu do sredniej masy ciala pacjenta w
poszczegdlnych subpopulacjach, ilosci pacjentdw przyjetych w analizie podstawowej BIA
Whioskodawcy, tempa wlgczania pacjentdw do programu.
8. wartosci progu kosztowego uzyskania dodatkowego roku Zycia skorygowanego o jakosé ustalonego
w wysokosci trzykrotnosci PKB na jednego mieszkarca aktualnie wynoszacego — 190 380,00 zt,
obowigzujgcego w Polsce.
Tresé art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy o refundacji expressis verbis wskazuje, ze w toku negocjacji Komisja
Ekonomiczna bierze pod uwage wysokos¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku iycia
skorygowanego o jego jakosé, ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto na
jednego mieszkanca, o ktdrym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26 paidziernika 2000 r. o sposobie
obliczania wartosci rocznego produktu krajowego brutto, a w przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania dodatkowego roku zycia.
Koszt rocznej terapii w dawce podtrzymujacej osoby dorostej leczonej w programie wynosi: przyjmujac
oszacowanie Whioskodawcy versus przyjmujac oszacowanie Komisji.
Koszt terapii rocznej osoby dorostej leczonej w programie.

Koszt rocznej terapii w dawce podtrzymujacej dziecka leczonego w programie wynosi: przyjmujac
oszacowanie Wnioskodawcy versus przyjmujac oszacowanie Komisji.
Koszt terapii rocznej dziecka leczonego w programie

9) potrzebe rdwnowaienia interesow sSwiadczeniobiorcow i przedsiebiorcdw zajmujacych sie
wytwarzaniem lub obrotem lekami, sSrodkami spozyweczymi specjalnego przeznaczenia Zywieniowego,
wyrobami medycznymi, mozliwosci platnicze podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze
srodkdw publicznych oraz dziafalnodé naukowo-badawcza i inwestycyjng Whioskodawcy w zakresie
zwigzanym z ochrong zdrowia na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej oraz w innych pandstwach
cztonkowskich Unii Europejskiej lub padstwach cztonkowskich Europejskiego Porozumienia o Wolnym
Handlu (EFTA),



- wobec braku porozumienia z Whnioskodaweg w kaidym z negocjowanych obszardw Komisja
Ekonomiczna nie rekomendowata objecia refundacjg produktu leczniczego:

1) Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzadzania koncentratu roztworu do infuzji, 20 mg, 1, fiol.
proszku, kod GTIN 05905951480508,

2) Xenpozyme, olipudaza alfa, proszek do sporzadzania koncentratu roztworu do infuzji, 4 mg, 1, fiol.
proszku, kod GTIN 05905991513696,

we wskazaniu : u dzieci i mtodziezy oraz dorostych jako enzymatyczna terapia zastepcza w leczeniu
objawdw niedoboru kwasnej sfingomielinazy {ang. Acid $phingomyelinase Deficiency, ASMD) typu A/B
lub B, niezwigzanych z osrodkowym uktadem nerwowym {OUN} w ramach programu lekowego
,Leczenie chorych z niedoborem kwasniej sfingomielinazy [ASMD) typu A/B i B (ICD10: E75.241,
E75.244)".

Przed przystgpieniem do negocjacji Komisja Ekonomiczna przeanalizowata caty dostepny jej materiat
dotyczacy przedmiotu postepowania, ze szczegdlnym uwzglednieniem skutecznosci, bezpieczeistwa i
warunkdw ekonomicznych dotyczacych wnioskowanej technologii.

Przebieg negocjacji cenowych

Xenpozyme, olipudazo alfa, proszek do sporzgdzanio Xenpozyme, olipudoaza alfa, proszek do sporzgdzanio
koncentrotu roztworu do infuzji, 4 mg, 1, fiol. proszku, kod | koncentratu roztworu do infuzji, 20 mg, 1, fiol. proszku, kod
GTIN 05909991513696 GTIN 05909991490508
Warunki z wniosku refundacyjnego
20.12.2023 r.

CZNj CZN
Instrument dzielenia ryzyka: Instrument dzielenia ryzyka:




CZN 121,50 zf

Instrument dzielenia ryzyko:

a) CAP na ifosci substancji czynnej finansowanej w programie:
dia | roku obowigzywania decyzji refundacyjnej

fgcznie dla obu prezentadji leku, dla If roku obowigzywania
decyzji refundacyinef fgcznie dla obu prezentacji
leku, po przekroczeniu ktorego Wrioskodawca dostarcza
produkt w cenie 1,08 za opakowanie,

b) RSS kiiniczny: dla kazdego pacjenta wyfgczonego z
programu zgodnie z kryteriomi wylgczenia w opisie programu
Whioskodawca zwraca do platnika koszty poniesione na
zakup leku w okresie od ostatniej kwalifikacji/weryfikacji
skutecznosci dokonanej przez Zespot Koordyndcyjny do
momentu wyigczenia.

CZN 607,50 zf

Instrument dzielenia rvzvka:

a) CAP na ilosci substancji czynnej finansowanej w programie:
dia | roku obowigzywania decyzji refundacyjnej

fgcznie dla obu prezentacji leku, dla Il roku obowigzywania
decyzji refundacyinej fgcznie dla obu prezentacji
leku, po przekroczeniu ktérego Wnioskodawca dostarczo
produkt w cenie 5,40 zf za opakowanie,

b) RSS kliniczny: dia kazdego pacjenta wylgczonego z
programu zgodnie z kryteriomi wylgczenia w opisie programu
Whioskodawca zwraca do pfatnika koszty poniesione na
zakup leku w okresie od ostatniej kwalifikacii/weryfikocji
skutecznosci dokonanef przez Zespof Koordynacyjny do
momentu wyigczenia.

Drugie spotkanie negoc_jacyjne

23.01.2024 r.

Zgoda w zakresie zmiany spojnika z "lub" na "i" w dwoch
miejscach opisu kryteriow kwalifikacji w sekcji
Swiadczeniobiorcy dia dzieci Pkt 1.1.podpkt 2 i Pkt 1.2.podpkt
2 dla dorosfych. Wnioskodawca deklaruje gotowosc do
odniesienia sie do propozycii KE w zakresie ceny, kosztow oraz

RSS, a takze uwag do opisu progromu do dnia 1 lutego 2024 r.

Zgoda w zakresie zmiany spojnika z "lub" na "i" w dwoch
miejscach opisu kryteriow kwalifikacii w sekcji
Swiadczeniobiorcy dia dzieci Pkt 1.1.podpkt 2 i Pkt 1.2. podpkt
2 dla dorosfych. Wnioskodawca deklorufe gotowosc do
odniesienia sie do propozycji KE w zakresie ceny, kosztow oraz

RSS, a takze uwag do opisu programu do dnia 1 lutego 2024 r.

CZN 2 400,00 =t

Instrument dzielenio ryzvka:

a) CHB<139,10 zi,

b) RSS kiiniczny: dla kazdego pacjenta wyfgczonego z
programu zgodnie z kryteriomi wyfgczenia w opisie programu
Wnioskodawca zwraca do platnika koszty poniesione na
zakup leku w okresie od ostatniej kwalifikacji/weryfikacji
skutecznosci dokonanef przez zespof koordynacyjny do
momentu wwigczenia,

¢) CAP na ifosci substancji czynnej finansowanej w programie:
dia | roku obowigzywania decyzji refundacyjnej

fgcznie dla obu prezentadji leku, dla If roku obowigzywania
decyzji refundacyjnef fgcznie dia obu prezentacyi
leku, po przekroczeniu ktoreqgo Wrioskodawca dostarcza
produkt w cenie 1,08 za opakowanie.

TczN 12 600,00 zf

Instrument dzielenio ryzvka:

a) CHB<695,50 zi,

b) RSS kliniczny: dia kazdego pacjenta wyfgczonego z
programu zgodnie z kryteriomi wylgczenia w opisie programu
Whnioskodawea zwraca do platnika koszty poniesione na
zakup leku w okresie od ostatniej kwalifikacii/weryfikocji
skutecznosci dokonanef przez Zespof Koordynacyjny do
momentu wwigczenia,

¢) CAP na ifosci substancji czynnej finansowanej w programie:
dia | roku obowigzywania decyzji refundacyinej

fgcznie dlo obu prezentacji leku, dla Il roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej tgcznie dia obu prezentacyi
leku, po przekroczeniu ktorego Wnioskodawca dostarczo
produkt w cenie 5,40 zf za opakowanie.




Uwagi KE do opisu progromu: w ocenie Komisji: ocena
skutecznosci leczenia powinna miec miejsce po 6 miesigeach,
skutecznosc powinna byc weryfikowana przez zespof
koordynacyjny co 6 miesiecy.

Rozpoznanie ASMD bedzie dokonywane na podstawie braku

lub niedoboru enzymu i na podstawie badania genetycznego.

W opisie programu:

- w odniesieni do dzieci
1.1.podpkt 2 spdjnik ,lub” zastgpic spojnikiem , i”

- W odniesieniu do dorosfych

1.2.podpkt 2 spdjnik ,,lub” zastgpic spofnikiem ,i”

Kryteria wylgczenia , weryfikacji nalezy dokonywac co 6
miesiecy.

Ocena skutecznosci leczenia w ramach Programu:

Pkt 3 wskazniki efektywnosci powinny byc okreslane co pot
roku,

Do oceny skutecznosci leczenia wprowadzenie wskaznika
badania jokosci zycia, co 6 miesiecy, wg skal
zaproponowanych przez Wnioskodawce.

Zespol oczekuje odniesienie sie do propozycji cenowo -
kosztowej, RSS do 25.01.2024 r. oraz uwag do opisu
Programu do dnia 1 lutego 2024 r.

Uwagi KE do opisu progromu: w ocenie Komisji: ocena
skutecznosci leczenia powinnag miec miejsce po 6 miesigcach,
skutecznosc powinna by weryfikowana przez zespof
koordynacyjny co 6 miesiecy.

Rozpoznanie ASMD bedzie dokonywane na podstawie braku
lub niedoboru enzymu i na podstawie badania genetycznego.
W opisie programu:

- w odhiesieni do dzieci

1.1.podpkt 2 spojnik ,lub” zastgpic spojnikiem ,i”

- W odniesieniu do dorostych

1.2.podpkt 2 spojnik ,lub” zastgpic spojnikiem ,i”

Kryteria wylgczenia, weryfikacji nalezy dokonywac co 6
miesiecy.

Ocena skutecznosci leczenia w ramach Programu:

Pkt 3 wskazniki efektywnosci powinny byc okresiane co pof
roku,

Do oceny skutecznosci leczenio wprowadzenie wskaZniko
badania jokosci Zycia, co 6 miesiecy, wg skal
zaproponowanych przez Wnioskodawce.

Zespof oczekuje odniesienie sie do propozycji cenowo -
kosztowej, RSS do 25.01.2024 r. oraz uwag do opisu
Programu do dnia 1 lutego 2024 r.

Trzecie spotkanie negocjacyjne

12.02.202




CZN 2 691,204

Instrument dzielenia ryzyko:

o) CHB 278,20 zf ( 69,55 zi/mq),

b) CAP na ifosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjach
fgcznie zrefundowanych w 11 2 roku z analizy Whnioskodawcy
wplfywu na budzet tj. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyinej i w 2 r. obowigzywania
decyzji refundacyine, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do platnika kosztow refundocji ponad CAP,

¢) RSS kliniczny: zwrot kosztow poniesionych na rzecz kazdego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wyfgczeniem pacjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wylgczenia w okresie
od ostatnief kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wylgczenia, przy zafozeniu wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespol
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef ocenie skutecznosci i
bezpieczenstwa po 6 miesigcach leczenio.

Pojecie "leczenia skutecznego" - jezeli po 6 miesigcach i
kazdych kolejnych 6 miesigcoch w stosunku do wartosci
wyjsciowych nie uzyska sie redukcji objetosci sledziony o 40%
i/lub nie uzyska redukcji objetosci watroby o 28% - zwrot
kosztow leku.

CZN 13 456,00 zf

Instrument dzielenio ryzvka:

o) CHB < 1 391 zf (69,55 zi/mq),

b) CAP na ilosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjoch
fgcznie zrefundowanych w 1 i 2 roku z analizy Wnioskodawcy
wpfywu no budzet tj. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej i lw 2 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do piatnika kosztow refundacii ponad CAP,

¢) RSS kliniczny: zwrot kosztow poniesionych na rzecz kaidego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wylgczeniem pocjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wylgczenia w okresie
od ostatniej kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wyfgczenia, przy zalozeniu wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespol
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef ocenie skutecznoscii
bezpieczenstwa po 6 miesigcach leczenio.

Pojecie "leczenia skutecznego” - jezeli po 6 miesigcach i
kazdych kolejnych 6 miesigcoch w stosunku do wartosci
wyjsciowych nie uzyska sie redukcji objetosci sledziony o 40%
i/lub nie uzyska redukcji objetosci wgtroby 0 28% - zwrot
kosztow leku.

CZN 2 800,00 zf

Instrument dzielenio ryzvka:

a) CHB<302,00 (75,50 z{/mq),

b) CAP na ilosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjach
fgcznie zrefundowanych w 11 2 roku z analizy Wnioskodawcy
wphywu na budzet tj. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej i w 2 roku obowigzywania
decyzji refundacyinef, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do platnika kosztow refundocji ponad CAP,

¢) RSS kliniczny zwrot kosztow poniesionych na rzecz kazdego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wyfgczeniem pacjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wylgczenia w okresie
od ostatniej kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wylgczenia, przy zafoZzenin wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespol
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef oceny skutecznosci i
bezpieczeristwa po 12 miesigcach.

Pojecie "leczenia skutecznego" - jezeli po 12 miesigcach i
kazdych kolejnych 6 miesigcach nie uzyska sie w stosunku do
wartosci wyjsciowych redukcji objetosci sfedziony o 40% i/lub
nie uzyska redukcji objetosci wgtroby o 28% zwrot kosztow
leku.

CZN 14 000,00 zf

Instrument dzielenia rvzvka:

a) CHB<1510,00 (75,50 z{/mg),

b) CAP na ilosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjach
fgcznie zrefundowanych w 1 i 2 roku z analizy Wnioskodawcy
wphywu no budzet tj. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej i w 2 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do pilatnika kosztow refundacji ponad CAP,

¢) RSS kliniczny: zwrot kosztow poniesionych na rzecz kaidego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wylgczeniem pocjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wyfqczenia w okresie
od ostatniej kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wylgczenia, przy zalozeniu wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespol
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef oceny skutecznosci i
bezpieczeristwa po 12 miesigcach.

Pojecie "leczenia skutecznego” - jezeli po 12 miesigcach i
kazdych kolejnych 6 miesigcach nie uzyska sie w stosunku do
wartosci wyjsciowych redukcji objetosci stedziony o 40% i/lub
nie uzyska redukcji objetosci wgtroby o 28% zwrot kosztow
leku.




CZN 2800,00 zf

Instrument dzielenio ryzyko:

o) CHB<302,00 zf (75,50 zi/mq),

b) CAP na ifosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjach
fgcznie zrefundowanych w 11 2 roku z analizy Whnioskodawcy
wplywu na budzet tj. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyinej i w 2 roku obowiqzywania
decyzji refundacyinej, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do platnika kosztow refundocji ponad CAP,

¢) RSS kliniczny: zwrot kosztow poniesionych na rzecz kazdego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wyfgczeniem pacjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wylgczenia w okresie
od ostatniej kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wyfqczenia przy zaloZzeniv wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespol
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef oceny skutecznosci i
bezpieczeristwa po 12 miesigcach.

Pojecie "leczenia skutecznego” - jezeli po 12 mci kazdych
kolejnych 6 miesigcach nie uzyska sie w stosunku do wartosci
wyjsciowych redukcii objetosci sledziony o 40% i/{ub nie
uzyska redukcji objetosci powigkszenia wagtroby o 28%,

d) propozycja limitu wydatkow rocznych na pacjenta w
programie 381 000,00 zf (okolo 6 PKB/1mieszkatica) po
przekroczeniu ktorego nastepuje zwrot refundacji poniesionef
ponad ustalony limit.

CZN 14 000,00 zf

Instrument dziefenia rvzvka:

o) CHB<1510,00 zi (75,50 zi/mq),

b) CAP na ilosciach mg Xenpozyme w obu prezentacjach
fgcznie zrefundowanych w 1 i 2 roku z analizy Wnioskodawcy
wpfywu na budzet tf. w 1 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej i w 2 roku obowigzywania
decyzji refundacyjnej, po przekroczeniu ktorych nastepuje
zwrot do piatnika kosztow refundacii ponad CAP,

¢) RSS kliniczny: zwrot kosztow poniesionych na rzecz kaidego
pacjenta wylgczonego z programu w oparciu o kryteria z pkt 3
podpunkt 1-6 opisu programu z wylgczeniem pocjentow
wskazanych w podpunkcie 5 kryteriow wylgczenia w okresie
od ostatniej kwalifikacji Zespotu Koordynacyjnego do
momentu wylqczenia przy zaloZeniu wymogu oceny
skutecznosci leczenia w ramach Programu przez Zespof
Koordynacyjny co 6 miesiecy [ pierwszef oceny skutecznoscii
bezpieczeristwa po 12 miesigcach.

Pojecie "leczenia skutecznego” - jezeli po 12 miesigcach i
kazdych kolejnych 6 miesigcach nie uzyska sie w stosunku do
wartosci wyjsciowych redukcji objetosci sfedziony o 40% i/lub
nie uzyska sie redukcji powiekszenia wgtroby o 28%,

d) propozycja limitu wydatkow rocznych na pacjenta w
programie 381 000,00 zf (okolo 6 PKB/1 mieszkatica), po
przekroczeniu ktorego nastepuje zwrot refundacji poniesionef
ponad ustalony limit.

Nowa oferta Wnioskodawcy
14.02.2024 r.

Uchwata Komisji Ekenomicznej —warunki uchwalone




W toku negocjacii Wnioskodawca wyrazif zgode na zmiane
brzmienia Kryteriow Kwdlifikacji opisu programu lekowego
dia dzieci (punkt 1.1.2) i dorostych (punkt 1.2.2) z
rozpoznanie ASMD typu A/B lub B na podstawie braku fub
niedoboru aktywnosci enzymu kwasnef sfingomielinazy lub na
podstawie badania genetycznego” na ,,rozpoznanie ASMD
typu A/B fub B na podstawie braku {ub niedoboru aktywnosci
enzymu kwasnej sfingomielinazy i na podstawie badania
genetycznego”.

W toku negocjocii Wnioskodawca wyrazif zgode na zmiane
brzmienia Kryteriow Kwalifikacji opisu programu lekowego
dia dzieci (punkt 1.1.2) i dorostych (punkt 1.2.2) z
Lrozpoznanie ASMD typu A/B lub B na podstawie braku fub
niedoboru aktywnosci enzymu kwasnej sfingomielinazy, lub
na podstawie badania genetycznego” na ,,rozpoznanie ASMD
typu A/B fub B na podstawie braku lub niedoboru aktywnosci
enzymu kwasnej sfingomielinazy i na podstawie badania
genetycznego”.

Propozycje Komisji Ekonomicznej stanowily realizacje przyjetej strategii negocjacyjnej, wynikajacej z
obowigzku uwzglednienia kryteridw wskazanych w art. 18 ust. 2 pkt 1-7 ustawy o refundacji, zgodnie
z ktdrymi majg byé prowadzone negocjacje w Whnioskodawca, jak rdwniei realizacji obowigzku
okreslenia w czasie negocjacji, zgodnie z dyspozycjg art. 36 ust. 3 powolanej ustawy, klinicznie
istotnych punktdw korcowych oraz ustalania mechanizmu podziatu ryzyka opartego o wyniki kliniczne,
z uwzglednieniem identyfikowanych obszardw ryzyka i niepewnosci we wnioskowanym wskazaniu. W
trakcie prowadzonych negocjacji Komisja Ekonomiczna daiyta do wypracowania porozumienia
réwnowazgcego interes Whnioskodawcy interesem Swiadczeniobiorcdw i platnika publicznego w
obszarach, ktdre Whnioskodawca wskazat jako negocjowalne [moiliwe do negocjacji), a ktdre
uwzgledniatyby wilasciwosci technologii i przestanki przyjetej strategii negocjacyjnej. Z powodu
ograniczen lezgcych po stronie Wnioskodawcy nie uzgodniono warunkdw finansowych: CZN, CHB
dostaw do swiadczeniodawcy i zabezpieczenia budietu ptatnika publicznego w postaci CAP-u na
wydatkach ptatnika w | i Il roku obowigzywania decyzji i limitu wydatkdw rocznych na pacjenta
leczonego w programie oraz RSS klinicznego opartego o wyniki kliniczne. Wnioskodawca propozycji
Komisji nie przyjat, wlasnych - wychodzgcych naprzeciw oczekiwaniom Komisji w zakresie: CHB, CAP-
ow i RSS klinicznego, adekwatnych i proporcjonalnych do postepu negocjacyjnego Komisji w zakresie
CZN i akceptacji pierwszej oceny skutecznosci po 12 miesigcach terapii, nie przedstawit, a wykluczajac
zastosowanie instrumentdw dzielenia ryzyka wskazanych w art. 11 ust. 5 ustawy o refundacji, innych
jak proponowany, zamknat negocjacje bez porozumienia. Ceny zbytu netto nienegocjowalne. CZN
opakowania leku w dawce 4 mgw 2 krajach europejskich

gdzie produkt w tej dawce jest dostepny w obrocie,

CZN

opakowania leku w dawce 20 mg w 4 krajach europejskich:

na 10, gdzie produkt w tej dawce pozostaje w obrocie,

Nieakceptowalnie wysoki koszt terapii

jednostkowej,

nieuzasadniony dodatkowym efektem

zdrowotnym. W systemie refundacji dla innych enzymatycznych terapii zastepczych w chorobach
ultrarzadkich, w tym z udziatem produktdw Whnioskodawecy, nie funkcjonuje koszt ptatnika na poziomie
oczekiwanym przez Wnioskodawce. Terapia przewlekla, w perspektywie doiywotnia, o dziataniu

wylacznie objawowym, jest wysoce

ptatnika wynikajgcy z zaporowej CHB

jednostkowego opakowania

Nieakceptowalnie wysoki wplyw na budiet
leku, niemozliwej do

zaakceptowania przez Komisje. RSS kliniczny proponowany w wyniku negocjacji jest

hiedostateczny RSS kliniczny

Nieodpowiedni i




Oferta Whnioskodawcy stanowigca wynik negocjacji w opinii Komisji
Ekonomicznej nie rdwnowazy interesu firmy, interesem pacjentdw i ptatnika publicznego.

Uwzgledniajgc powyisze oraz biorgc pod uwage przebieg jak i wynik przeprowadzonych negocjacji
przyjecie propozycji Wnioskodawcy stanowitoby naruszenie zasad statuowanych przepisami § 1
Zarzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 1 wrzesnia 2011 r. w sprawie Komisji Ekonomicznej, w ktdrych
wskazano, ie Komisja realizuje zadania kierujac sie wzgledami gospodarnosci, rzetelnosci,
obiektywizmu, legalizmu oraz réwnowazienia interesdw swiadczeniobiorcow, podmiotdw, z ktdrymi sg
prowadzone negocjacje oraz ptatnika swiadczen zdrowotnych.

Majac na uwadze przepis art. 36 ust. 6 ustawy, tj. w przypadku wnioskdw, o ktdrych mowa w art. 24
ust. 1 pkt 1b tego aktu normatywnego, w braku porozumienia z Wnioskodawcg Komisja podjetfa
uchwaty negatywne w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego Xenpozyme.
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