Interpelacja nr 1549
do ministra zdrowia

w sprawie udzielenia pomocy rodzinom oso6b chorych na glikogenoze typu 11
(choroba Pompego)

W zwigzku z podjeta przeze mnie interwencja poselska wobec pacjentow 1 ich rodzin
zwracam si¢ z uprzejma prosba o sprecyzowanie zamierzen kierowanego przez Panig
Ministerstwa Zdrowia co do 0sob chorych na chorobe Pompego.

W pierwszej kolejnosci nalezy nadmienié, iz choroba Pompego, znana rowniez jako
glikogenoza typu II, jest rzadka, chroniczna, ostabiajaca i $miertelng choroba nerwowo-
mig$niowg dotykajacg mniej niz 10 000 niemowlat, dzieci oraz dorostych na catym §wiecie.
Jest to forma dystrofii mig§niowej bedaca lizosomalng chorobg spichrzeniowa. Choroba
Pompego wywolywana jest niedoborem lub nieprawidlowym dziataniem enzymu naturalnie
wystepujacego w lizosomach komoérek. Wada ta powoduje magazynowanie glikogenu w
lizosomach komorek, powodujac postepujace uszkodzenie mig$ni oraz utrate funkcji migsni.

Na podstawie badan przeprowadzonych w Holandii oraz Stanach Zjednoczonych ocenia sie,
ze choroba Pompego wystgpuje w 1 na 40 000 przypadkow zywych urodzen na $wiecie.
Choroba Pompego dotyczy w rownym stopniu kobiet, jak i m¢zczyzn. W Polsce
zdiagnozowanych jest 15 pacjentow, z tego trojka dzieci otrzymuje doraznie leczenie
refundowane przez Podkarpacki OW NFZ w ramach farmakoterapii niestandardowe;j.

W tym miejscu warto wskazaé, iz nowa enzymatyczna terapia zastgpcza (ERT) preparatem
myozyme TM (alfa-glukozydaza) uzyskata w styczniu 2006 r. pozytywna opini¢ Komisji ds.
Produktow Leczniczych do stosowania u Ludzi (CHMP) Europejskiej Agencji Lekow 1
uzyskala pozwolenie na dopuszczenie myozyme do obrotu w celu leczenia choroby Pompego.
Myozyme stanowi pierwszy i jedyny lek w Europie przeznaczony do leczenia choroby
Pompego. Zadaniem ERT jest przywrdcenie dziatania GAA, co spowoduje obnizenie
poziomu glikogenu w lizosomach miegs$ni. Enzym zastepczy jest opracowywany metoda
inzynierii genetycznej w laboratorium i podawany jest dozylnie. W zwigzku z powyzszym w
drugiej potowie listopada 2007 r. po posiedzeniu Rady Konsultacyjnej AOTM Rada
zarekomendowata ministrowi zdrowia finansowanie leczenia choroby Pompego preparatem
myozyme, W nOwo rozpoznanej i niemowlecej postaci.

Rada Konsultacyjna AOTM podje¢ta decyzje o rekomendacji leczenia po zapoznaniu si¢ ze
stanowiskami specjalistow oraz opiniami organizacji pacjentow. Przy podawaniu enzymu od
bardzo wczesnego stadium choroby skuteczno$¢ terapii mogtaby osiggna¢ blisko 100%. W
przypadku zastosowania enzymu u pacjentéw, u ktorych stwierdzono objawy kliniczne, czyli
ostabienie funkcji migéni (zwlaszcza mie$ni oddechowych), efekt moze by¢ mniejszy, ale
jednak ratujacy Zycie i zapobiegajacy na ogot nieodwracalnej tracheotomii skazujacej chorego
na korzystanie z respiratora do konca zycia. Rada uzyskata informacj¢ na temat
bezpieczenstwa i skutecznosci stosowania leku myozyme - lek ten miat bardzo silne podstawy
do rejestracji w Unii Europejskiej w zakresie efektywnosci klinicznej. W UE uzyskat status
sierocego produktu medycznego. Dostarczone Radzie AOTM dziesiatki indywidualnych
opinii chorych na chorobe Pompego z catego Swiata, ich lekarzy oraz cztonkéw rodzin na
temat leku myozyme sg bardzo pozytywne. Unia Europejska uznaje leczenie chordb rzadkich
za priorytetowe. W wiekszos$ci krajow UE finansowane jest leczenie wszystkich postaci
choroby u zdiagnozowanych pacjentow.

Nalezy na koncu przytoczy¢ stowa prezesa Rady Ministrow, ktore padty w trakcie exposé w
dniu 23 listopada 2007 r., "'musimy zreformowac polityke refundacji lekow. W §wietle
ostatnich zdarzen okazuje si¢ to potrzeba palaca. Bedziemy dokonywac co trzy miesigce



przegladu listy lekéw refundowanych. Chcemy kierowacé si¢ skuteczno$cia terapeutyczng leku
oraz relacjg ceny leku w Polsce 1 w innych krajach Unii Europejskiej. Chcemy przede
wszystkim uwzgledni¢ na liscie lekow refundowanych preparaty stosowane w rzadkich
schorzeniach pediatrycznych. Ceny lekéw nie mogg odstraszaé¢ od ich stosowania,
szczegoblnie tych pacjentow, ktorzy znalezli si¢ w dramatycznej sytuacji...”.

Dlatego tez celowe i uzasadnione, realizujac dezyderaty przedstawione przez premiera
Donalda Tuska, jest podjecie dziatan, ktore doprowadzg do petnej pomocy osobom
cierpigcym na to schorzenie, jak rowniez ich rodzinom.

W tym zakresie zglaszam interpelacje poselska:

1. Jakie $rodki faktyczne i prawne ma zamiar podja¢ kierowane przez Panig Ministerstwo
Zdrowia, aby udzieli¢ pomocy osobom chorym na niniejsze schorzenie?

2. Kiedy wszystkie osoby dotychczas zdiagnozowane mogg liczy¢ na refundowanie
kosztéw zastosowania wzgledem nich nowej enzymatycznej terapii zastgpczej preparatem
myozyme?

Majac zatem powyzsze na uwadze, prosz¢ Panig Minister o ustosunkowanie si¢ do
przedstawionej kwestii i stosowng odpowiedZz w trybie regulowanym ustawg o wykonywaniu
mandatu posta i senatora.

Z powazaniem
Poset Jozef Rojek

Tarn6éw, dnia 27 lutego 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacje nr 1549

w sprawie udzielenia pomocy rodzinom osob chorych na glikogenoze typu 11
(choroba Pompego)

Szanowny Panie Marszatku! W zwigzku z interpelacja pana Jozefa Rojka, posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 6 marca 2008 r. (SPS-023-1549/08),
w sprawie udzielenia pomocy rodzinom 0s6b chorych na glikogenozg typu II (choroba
Pompego), uprzejmie prosz¢ o przyjecie ponizszych informacji.

Warunki udzielania i zakres §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkow
publicznych zostaty okreslone w przepisach ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadczeniach 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 postgpowan w sprawie zawarcia umow o
udzielanie $wiadczen opieki zdrowotnej w poszczegdlnych rodzajach i zakresach.

Podstawg udzielania §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
przez fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomi¢dzy swiadczeniodawcg a dyrektorem oddziatu wojewodzkiego
funduszu. Wysokos$¢ tacznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia, wynikajacych z
zawartych ze $wiadczeniodawcami umow, nie moze przekroczy¢ wysoko$ci 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. Podzielam troske pana posta w sprawie dostgpu pacjentow cierpigcych na rzadkie
choroby do innowacyjnych terapii lekowych. Kwestia chorob rzadkich, do ktorych nalezy
choroba Pompego, i lekow sierocych wymaga specjalnych rozwigzan organizacyjnych i
prawnych. Majac na uwadze ztozono$¢ problematyki zwigzanej z finansowaniem lekow
sierocych i1 chorob rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym
Funduszem Zdrowia podjeto niezbedne dziatania zmierzajace do wypracowania wspdlnego
stanowiska w przedmiotowej sprawie i podjecia wigzacych decyzji w kwestii finansowania
terapii lekami sierocymi. Ro6wnoczes$nie opracowany zostat projekt zarzadzenia ministra
zdrowia w sprawie powolania Zespotu do Spraw Chordb Rzadkich. Przedmiotowe
zarzadzenie ma na celu powolanie zespotu jako ciata doradczego w sprawach przedstawiania
propozycji rozwigzan w zakresie terapii chorob rzadkich oraz ich finansowania.

Koordynacja leczenia chorob rzadkich na szczeblu krajowym, wprowadzenie regulacji
prawnych, wypracowanie stanowiska odnosnie do finansowania lekow sierocych pozwoli na
zwigkszenie dostepu do terapii chorob rzadkich z zastosowaniem lekow o statusie
uprzywilejowanym.

2. Produkt leczniczy myozyme jest lekiem innowacyjnym, ktorego skutecznos¢ oraz
efektywnos¢ kosztowa sg przedmiotem oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.
Nalezy wyjasni¢, ze celem wprowadzenia przyjetych kryteriow oceny technologii
medycznych, na podstawie ustalef ministra zdrowia, wnioski o objecie doptatami ze srodkow
publicznych produktéw leczniczych innowacyjnych sg kierowane do oceny Agencji Oceny
Technologii Medycznych.


http://www.webmd.com/drugs/drug-144193-alglucosidase%20alfa%20IV.aspx?drugid=144193&drugname=alglucosidase%20alfa%20IV&source=3

Wprowadzone zmiany w tym zakresie maja na celu zwigkszenie przejrzystosci polityki
refundacyjnej panstwa i doprowadzenie polskiego prawa do pelnej zgodnosci z wymogami
okreslonymi w dyrektywie transparencyjnosci (dyrektywa Rady 89/105/EWG z dnia 21
grudnia 1988 r.). Istotng role w zakresie zwigkszenia przejrzystosci polityki refundacyjne;j
spetlnia Agencja Oceny Technologii Medycznych. Agencja Oceny Technologii Medycznych
zostala powotana zarzagdzeniem ministra zdrowia i do zadan jej nalezy m.in. opracowywanie
rekomendacji dla ministra wtasciwego do spraw zdrowia dotyczacych technologii
medycznych.

Biorgc pod uwage koszt terapii lekami sierocymi, w celu zdiagnozowania koniecznos$ci
objecia leku programem terapeutycznym zasadna jest znajomos¢ skutecznos$ci preparatu, jego
profilu bezpieczenstwa, optacalnos$ci terapii.

Jednoczes$nie uprzejmie informuje, ze Agencja Oceny Technologii Medycznych
zarekomendowala finansowanie ze §rodkéw publicznych leczenie choroby Pompego przy
pomocy alglukozydazy alfa (myozyme) z ograniczeniem wytacznie do noworozpoznane;j i
niemowlgcej choroby Pompego i obecnie trwajg prace zwigzane z opracowaniem programu
terapeutycznego.

Natomiast w zwigzku z watpliwo$ciami co do skuteczno$ci leku myozyme u pacjentow z
p6zniejsza postacig choroby, wniosek w tej sprawie jest przedmiotem oceny agencji.

Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 28 marca 2008 r.
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