Interpelacja nr 1246
do ministra zdrowia

W sprawie wpisania preparatu myozyme - niezbednego do leczenia choroby
Pompego - na liste lekow refundowanych

Szanowna Pani Minister! Na niezwykle rzadka, ostabiajaca i w przypadku braku leczenia
czesto Smiertelng chorobe nerwowo-mig$niowg, zwang chorobg Pompego, cierpi w naszym
kraju 15 oséb. Od ubiegtego roku ich najblizsi czynig wszelkie mozliwe starania, by uzyskaé
w Ministerstwie Zdrowia i Narodowym Funduszu Zdrowia refundacje terapii, ktora jest dla
nich jedyng nadzieja na powstrzymanie postgpow choroby i uratowanie zycia chorych.

Z informacji, ktore zapewne posiada rowniez Pani Minister, a pochodzacych ze
Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze i choroby pokrewne, wiemy, jak trudng
droge¢ przechodzi opinia Rady Agencji Oceny Technologii Medycznych rekomendujaca
ministrowi zdrowia finansowanie leczenia choroby Pompego preparatem myozyme.
Niezaleznie od tego i1 catych niezrozumiatych "zawito$ci”, ktore temu towarzysza, nalezy z
calg stanowczos$cig stwierdzi¢, ze w catej Europie nie ma watpliwosci co do skutecznosci
leczenia wspomnianym preparatem. Stanowi on zreszta pierwszy i jedyny lek na naszym
kontynencie przeznaczony do leczenia choroby Pompego. Jak wiadomo, nawet miesi¢czny
koszt przyjmowania leku przerasta mozliwos$ci finansowe chorych i ich rodzin, a chodzi
przeciez o wieloletnig terapi¢. Wszelkie opoznienia w leczeniu prowadza do tracheotomii, co
z kolei powoduje nieodwracalne skutki i cierpienie do konca zycia.

Biorac powyzsze pod uwage oraz przypominajac raz jeszcze, ze chorob¢ Pompego
zdiagnozowano w naszym kraju w przypadku 15 o0sob, prosimy Panig Minister o odpowiedz
na pytania:

1. Jakie sg w najblizszym czasie szanse na wdrozenie programu terapeutycznego dla
niemowlecej 1 pozniejsze] postaci choroby Pompego z ustanowieniem obowigzku

prowadzenia rejestru 1 weryfikacji jego skutecznosci po dwoch latach?

2. Czy 1 kiedy przewiduje Pani poczyni¢ stosowne kroki dla umozliwienia wpisania
preparatu myozyme na list¢ lekow refundowanych?

3. Czy przewiduje Pani rychlg mozliwo$¢ wpisania choroby Pompego na list¢ chorob
przewlektych, co w konsekwencji stworzy mozliwosci lepszej opieki nad chorymi?

Z powazaniem
Poset Marzena Okta-Drewnowicz
oraz grupa postow

Warszawa, dnia 7 lutego 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacj¢ nr 1246

W sprawie wpisania preparatu myozyme - niezbednego do leczenia choroby
Pompego - na liste lekow refundowanych

Szanowny Panie Marszatku! W zwiagzku z interpelacjg pani Marzeny Okta-Drewnowicz,
pani Iwony Guzowskiej, pani Renaty Zaremby, pani Magdaleny Gasior-Marek, pani
Agnieszki Hanajczyk, pani Danuty Olejniczak, pana Artura Gierady, pana Marka Plury, pana
Janusza Dzigciota, pana Marka Cebuli, postow na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestana
przy piSmie z dnia 25 lutego 2008 r. (SPS-023-1246/08), w sprawie wpisania preparatu
myozyme - niezb¢dnego do leczenia choroby Pompego - na listg lekow refundowanych,
przekazuj¢ uprzejmie nastepujace informacje.

Warunki udzielania i zakres $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych zostaty okre§lone w przepisach ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. Nr 210,
poz. 2135, z p6zn. zm.), aktach wykonawczych do ww. ustawy oraz zarzadzeniach prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia dotyczacych postepowan w sprawie zawarcia umow o
udzielanie swiadczen opieki zdrowotnej w poszczegoélnych rodzajach i zakresach.

Podstawg udzielania $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych
przez fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomigdzy $wiadczeniodawca a dyrektorem oddzialu wojewddzkiego
funduszu. Wysokos¢ tacznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia wynikajacych z
zawartych ze $wiadczeniodawcami umow nie moze przekroczy¢ wysokosci wydatkow
przewidzianych na ten cel w planie finansowym funduszu. W zwigzku z powyzszym nalezy
wskazac, iz kwestia dotyczaca zwigkszenia naktadéw na §wiadczenia opieki zdrowotnej jest
scisle powigzana z poziomem Srodkow finansowych, jakimi dysponuje NFZ.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

1. Podjecie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia programu terapeutycznego
nastepuje po uzyskaniu rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych. Nalezy
podkresli¢, ze terapeutyczny program wprowadza si¢ w odniesieniu do okreslonego
wskazania medycznego, okreslonej populacji chorych. Produkt leczniczy myozyme jest
lekiem innowacyjnym, ktorego skutecznosc¢ 1 efektywno$¢ kosztowa sg przedmiotem oceny
Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Bioragc pod uwagg koszt terapii lekami sierocymi, w celu zdiagnozowania koniecznosci
obje¢cia leku programem terapeutycznym zasadna jest znajomos$¢ skutecznos$ci preparatu, jego
profilu bezpieczenstwa, optacalnosci terapii. W chwili obecnej wskazanie konkretnego
terminu zakonczenia prac i podjecia decyzji dotyczacych finansowania terapii choroby
Pompego lekiem myozyme nie jest mozliwe.

2. Zapewnienie pacjentom dostepu do terapii chordb rzadkich zalezy od wielu czynnikow,
ktére musza by¢ spetnione przy podejmowaniu decyzji w tym zakresie.



Nie przewiduje wpisania leku myozyme do wykazu choréb przewlektych m.in. ze wzgledu
na niewielka grupe pacjentoéw ze wskazaniem do stosowania wymienionego leku i wysokie
koszty farmakoterapii. Przyj¢te rozwigzania zaktadaja finansowanie terapii chordb rzadkich w
ramach programéw terapeutycznych finansowanych ze §rodkéw pozostajacych w dyspozycji
Narodowego Funduszu Zdrowia.

3. Nie przewiduj¢ wpisania choréb rzadkich, w tym choroby Pompego, do wykazu chorob
przewlektych. Pragne zapewnic, ze minister zdrowia podjat niezbedne dziatania, ktérych
celem jest zwigkszenie dostgpu pacjentéw cierpigcych na choroby rzadkie do terapii lekami
innowacyjnymi w ramach programéw terapeutycznych.

Z powazaniem

Podsekretarz stanu

Marek Twardowski

Warszawa, dnia 19 marca 2008 r.



