Interpelacja nr 1841
do ministra zdrowia

w sprawie refundacji leku elaprase na chorobe genetyczng
mukopolisacharydoze¢ typu Hunter

Szanowna Pani Minister! Od dtuzszego czasu spotykam si¢ z dramatycznymi apelami ze
strony rodzicoOw dzieci cierpigcych na rzadkie, ale niezwykle grozne i1 trudne w leczeniu tego
typu schorzenia. Adas Grulich cierpi na MPS typu Il zwang chorobg Huntera. To bardzo
rzadka, dziedziczna choroba. W catej Polsce stwierdzono jg u 40 dzieci. Nieuchronnie
prowadzi do $mierci. Ratunkiem jest jak najszybsze wprowadzenie leczenia lekiem o nazwie
elaprase, zostal on dopuszczony do obrotu na terenie Unii Europejskiej. Pozwala na
tagodzenie ogromnego cierpienia oraz przebiegu choroby. Tymczasem to koszt nawet 1,5 min
ztotych rocznie dla jednego dziecka.

Chcieliby$my przypomnieé, ze w preambule rozporzadzenia Unii Europejskiej z 2000 r. jest
mowa, iz wszystkie panstwa cztonkowskie maja dazy¢ do sytuacji, gdzie chorzy na rzadkie
choroby bez wzgledu na sytuacje ekonomiczng kraju majg zapewniony dostep do terapii.

Dlatego zwracam si¢ do Pani Minister z nastepujacymi pytaniami:

1. Kiedy lek o nazwie elaprase, spetniajacy wspolnotowe wymogi, zostanie weiggniety na
liste lekéw refundowanych 1 leczenie nim zostanie w catosci sfinansowane przez budzet
panstwa?

2. Jakie inne dziatania zamierza podja¢ resort zdrowia w walce z tak grozna chorobg?

Z wyrazami szacunku

Posel Bozena Kotkowska

Bielsko-Biata, dnia 6 marca 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacj¢ nr 1841

w sprawie refundacji leku elaprase na chorobe genetyczng
mukopolisacharydoze¢ typu Hunter

Szanowny Panie Marszatku! W zwiagzku z interpelacja pani Bozeny Kotkowskiej, posta na
Sejm Rzeczypospolitej Polskiej przestang przy pismie z dnia 14 marca 2008 r. (SPS-023-
1841/08) w sprawie refundacji leku elaprase na chorobe genetyczng mukopolisacharydoze
typu Hunter przekazuje uprzejmie nastgpujace informacje.

Regulacje prawne w zakresie dostepu ludnosci do $§wiadczen opieki zdrowotnej zawarte sg
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 postepowan w sprawie zawarcia umow o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej w poszczegolnych rodzajach i1 zakresach.

Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy, §wiadczenia opieki zdrowotnej sa finansowane ze
srodkow Narodowego Funduszu Zdrowia. Doptatami ze §rodkow publicznych objete sg leki z
wykazow lekow refundowanych okreslonych w drodze rozporzadzen ministra zdrowia.
Natomiast pacjentowi przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu opieki zdrowotne;,
przeznaczonego dla oséb potrzebujacych catodobowych lub catodziennych swiadczen opieki
zdrowotnej, oraz przy wykonywaniu zabiegéw leczniczych 1 pielegnacyjnych,
diagnostycznych i rehabilitacyjnych przez podmioty uprawnione do udzielania §wiadczen,
zapewnia si¢, zgodnie z art. 35 ustawy, bezptatnie leki i wyroby medyczne, jezeli sa one
konieczne do wykonania §wiadczenia.

Podstawg udzielania $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
przez fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomiedzy Swiadczeniodawcg a dyrektorem oddziatu wojewddzkiego
funduszu. Wysokos¢ facznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia wynikajacych z
zawartych ze s$wiadczeniodawcami umow nie moze przekroczy¢ wysokosci wydatkow
przewidzianych na ten cel w planie finansowym funduszu. W zwiazku z powyzszym nalezy
wskazac, iz kwestia dotyczaca zwigkszenia naktadow na §wiadczenia opieki zdrowotnej jest
Scisle powigzana z poziomem $rodkow finansowych, jakimi dysponuje NFZ.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

1. Kwestia chorob rzadkich (do ktorych nalezy mukopolisacharydoza) 1 lekow sierocych
wymaga specjalnych rozwigzan organizacyjnych i prawnych. Majac na uwadze zloZzono$¢
problematyki zwigzanej z finansowaniem lekow sierocych 1 chordb rzadkich, wypracowane
zostalo przez Ministerstwo Zdrowia, w porozumieniu z Narodowym Funduszem Zdrowia,
wspolne stanowisko w przedmiotowej sprawie.

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



Nie przewiduje wpisania choroby mukopolisacharydoza, w tym rowniez choroby Huntera,
do wykazu chorob przewlektych, m.in. ze wzgledu na niewielkie grupy pacjentéw 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.

Jesli wezmie si¢ pod uwage koszt terapii lekami sierocymi w celu zdiagnozowania
koniecznosci objecia leku programem terapeutycznym, zasadna jest znajomos$¢ skutecznosci
preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, optacalnosci terapii. Terapeutyczny program
wprowadza si¢ w odniesieniu do okreslonego wskazania medycznego, okreslonej populacji
chorych.

Podjecie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia programu terapeutycznego
nastepuje po uzyskaniu rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych. Nalezy
wyjasni¢, ze w celu wprowadzenia przyjetych kryteriow oceny technologii medycznych, na
podstawie ustalen ministra zdrowia, wnioski o objecie doptatami ze srodkéw publicznych
produktow leczniczych innowacyjnych sg kierowane do oceny Agencji Oceny Technologii
Medycznych. 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
refundacyjnej spetnia Agencja Oceny Technologii Medycznych. Agencja Oceny Technologii
Medycznych zostata powotana zarzadzeniem ministra zdrowia i do zadan jej nalezy m.in.
opracowywanie rekomendacji dla ministra wtasciwego do spraw zdrowia dotyczacych
technologii medycznych.

Preparat elaprase jest lekiem innowacyjnym, w zwiazku z tym skuteczno$¢ oraz
efektywnos¢ kosztowa jest przedmiotem oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.
Rekomendacja przygotowana na zlecenie ministra zdrowia odnos$nie do skutecznosci i
efektywnosci kosztowej tego preparatu jest negatywna.

Uchwalg z dnia 19 lutego 2008 r. Rada Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii
Medycznych rekomenduje ministrowi zdrowia niefinansowanie ze $rodkow publicznych
leczenia sulfataza iduronianu (elaprase) mukopolisacharydozy typu II (zespotu Huntera).

Stanowisko rady konsultacyjnej wynika z braku przekonujacych dowodoéw na znaczaca
poprawe istotnych dla zdrowia parametrow klinicznych. Nie udowodniono skutecznos$ci
sulfatazy iduronianu w przedluzeniu przezycia pacjentdow z zespotem Huntera. Sulfataza
iduronianu nieznacznie poprawia dystans marszu chorych, jednocze$nie bardzo wyraznie
zwigksza czesto$¢ notowanych zdarzen niepozadanych.

2. Odnosnie do innych dziatan podjetych przez Ministerstwo Zdrowia uprzejmie informuje,
ze zostalo opracowane zarzadzenie ministra zdrowia w sprawie powotania Zespotu do Spraw
Choréb Rzadkich, ktérego celem bedzie dazenie do zapewnienia dostgpu do informacji,
diagnostyki, terapii 1 opieki dla chorych na choroby rzadkie, a takze zaproponowanie
odpowiednich regulacji i wytycznych w przedmiotowych zagadnieniach.

Z powazaniem

Podsekretarz stanu



Marek Twardowski

Warszawa, dnia 10 kwietnia 2008 r.



