Interpelacja nr 1897
do ministra zdrowia

w sprawie refundacji leku ratujgcego zycie dzieciom chorym na
mukopolisacharydoze typu II

Szanowna Pani Minister! Zwracam si¢ do Pani Minister z prosba o refundacje leku
ratujacego zycie dziecku choremu na mukopolisacharydozg typu I1.

9-letni Tomek Zukiewicz jest jedynym na Lubelszczyznie dzieckiem chorym na rzadka
chorobe genetyczng - mukopolisacharydoze typu II. Choroba atakuje $ciegna, uwstecznia
fizycznie i umystowo. Tomek miat juz cztery operacje (uszy, migdaty, przepuklina). Po
kazdej operacji czuje si¢ gorzej, bo kazda narkoza uposledza dziecko. Cierpi tez na
niedomykalnos$¢ zastawki, ale w jego przypadku nie ma mowy o tak powaznej operacji.

Chtopiec cofnat si¢ do poziomu 1,5-rocznego dziecka. Przestal mowié, coraz bardziej
zamyka si¢ w swoim $§wiecie. Zrozpaczeni rodzice zyli nadzieja, ze zostanie wynaleziony lek
na t¢ chorobg. I rzeczywisScie na poczatku tego roku taki preparat zarejestrowano w Unii.
Leczone nim dziecko rozwija si¢ prawidtowo. Nie naprawia wprawdzie uszkodzen, do jakich
doszto wczesniej, ale dziecko zyje.

Niestety wydane we wrze$niu o$wiadczenie Pani Minister, ze lek na typ Il nie bedzie
refundowany, spotggowato rozpacz rodzicow chtopca. Wraz z rodzicami nalezacymi do
Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze 1 Choroby Pokrewne napisali list otwarty
do premiera, do ministra zdrowia i prezesa NFZ z prosba o ratunek dla dzieci. Na razie nie
dostali odpowiedzi.

Na mukopolisacharydozg typu II choruje w Polsce 40 dzieci, a nowy lek jest bardzo drogi
(roczne leczenie jednego dziecka kosztuje ok. 1,5 mln zt). Bez pomocy panstwa rodzice sami
nie s3 w stanie zakupi¢ tego leku.

Wobec przedstawionego problemu zwracam si¢ do Pani Minister z pytaniami:

1. Czy mozliwa jest refundacja leku ratujacego zycie chorego na mukopolisacharydozg¢ typu
Il 9-letniego Tomka Zukiewicza?

2. Czy mozliwe jest przyjecie systemowego rozwigzania dla 40 chorych na t¢ chorobg
dzieci w Polsce?

Z powazaniem
Poset Jan Lopata

Lublin, dnia 10 marca 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacje nr 1897

w sprawie refundacji leku ratujgcego zycie dzieciom chorym na
mukopolisacharydoz¢ typu II

Szanowny Panie Marszatku! Odpowiadajac na interpelacj¢ pana Jana Lopaty, posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 18 marca 2008 r. (SPS-023-1897/08)
w sprawie refundacji leku ratujagcego zycie dziecku choremu na mukopolisacharydoze typu II,
uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Dostep ludnosci do §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych, a
takze zasady i tryb finansowania tych §wiadczen, zostaly okreslone w przepisach ustawy z
dnia 27 sierpnia 2004 r. o §wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkoéw
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 poszczeg6lnych
rodzajach i zakresach.

Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy, $§wiadczenia opieki zdrowotnej sa finansowane ze
srodkow Narodowego Funduszu Zdrowia. Swiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub
innego zaktadu opieki zdrowotnej, przeznaczonego dla 0sob potrzebujacych calodobowych
lub catodziennych §wiadczen opieki zdrowotnej, oraz przy wykonywaniu zabiegéw
leczniczych 1 pielggnacyjnych, diagnostycznych i rehabilitacyjnych przez podmioty
uprawnione do udzielania $wiadczen, zapewnia si¢ bezplatnie leki 1 wyroby medyczne, jezeli
sg one konieczne do wykonania $wiadczenia (art. 35 ww. ustawy).

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 $wiadczeniodawcg a dyrektorem oddziatu wojewddzkiego
funduszu.

W zwiazku z rzadkos$cig wystepowania 1 specyfikg biochemiczng choréb genetycznych z
zakresu metabolizmu, do ktérych zaliczy¢ nalezy m. in. mukopolisacharydoze typu Il,
leczenie z zastosowaniem lekow sierocych nalezy do najbardziej kosztownych terapii 1
prowadzone jest zazwyczaj w wyspecjalizowanych osrodkach klinicznych.

Odnoszac si¢ do pytan uprzejmie informujg.

W styczniu 2007 r. Komisja Europejska wydata pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
produktu leczniczego Elaprase do stosowania w leczeniu choroby Huntera
(Mukopolisacharydoza typu II). Lek ten nie jest objety programem terapeutycznym.

Majac na uwadze ztozonos$¢ problematyki zwigzanej z finansowaniem lekow sierocych 1
chorob rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym Funduszem Zdrowia
podjeto niezbedne dziatania celem wypracowania wspdlnego stanowiska w przedmiotowe;]
sprawie i podjecia wigzacych decyzji w kwestii finansowania terapii lekami sierocymi.



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

Celem wprowadzenia przyjetych kryteriow oceny technologii medycznych, na podstawie
ustalen ministra zdrowia, wnioski o objecie doptatami ze sSrodkow publicznych produktow
leczniczych innowacyjnych sa 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 zwickszenia przejrzystosci polityki refundacyjne;j
spetlnia Agencja Oceny Technologii Medycznych. Agencja Oceny Technologii Medycznych
zostata powolana 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, ktérego skutecznos¢ oraz efektywnosé
kosztowa byty przedmiotem oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Rekomendacja przygotowana na zlecenie ministra zdrowia odno$nie skutecznosci i
efektywnosci kosztowej tego preparatu jest negatywna.

Uchwatg 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 przekonywujacych dowodow 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.

Negatywna ocena Agencji Oceny Technologii Medycznych odnos$nie skutecznosci 1
efektywnosci kosztowej preparatu Elaprase nie daje, w chwili obecnej, mozliwos$ci podjecia
wigzacych decyzji w kwestii finansowania terapii mukopolisacharydozy typu II lekiem
Elaprase.

Z powazaniem

Podsekretarz stanu

Marek Twardowski

Warszawa, dnia 10 kwietnia 2008 r.



