Interpelacja nr 207
do ministra zdrowia

w sprawie refundacji leku elaprase na chorobe genetyczng mukopolisacharydoze typu
Hunter

Szanowna Pani Minister! W Centrum Zdrowia Dziecka w Warszawie zostata rozpoznana u 9-letniego
Tomka Zukiewicza z Biskupic koto Swidnika (woj. lubelskie) bardzo rzadka choroba genetyczna,
mukopolisacharydoza typu Hunter. Jest to jedyny na Lubelszczyznie przypadek tej choroby, na ktorg w
catym kraju zapadto okoto czterdziesciorga dzieci.

W przypadku Tomka Zukiewicza choroba szybko postepuje, wywotujac w jego organizmie ogromne
spustoszenie, co zagraza nawet zyciu chorego. Ratunkiem jest jak najszybsze zastosowanie terapii przy
pomocy leku o nazwie elaprase. Niestety, jest to lek niezwykle drogi, na ktory nie sta¢ rodzicow Tomka.
Nie mogg oni liczy¢ na pomoc panstwa, bo, jak si¢ okazuje, Narodowy Fundusz Zdrowia jest w tej
sytuacji bezradny, poniewaz zarejestrowany w Unii Europejskiej wspomniany wyzej lek nie jest ujety na
liscie lekow refundowanych w Polsce. W tej sytuacji los matych pacjentow, takich jak Tomek Zukiewicz,
staje si¢ tragiczny.

Bioragc powyzsze pod uwage, kieruj¢ do pani Minister interpelacje poselska z prosba o odpowiedz na
pytania:

1. Czy istnieje mozliwos¢, by w najblizszej przysztosci ratujacy zdrowie lek o nazwie elaprase mogt
znalez¢ si¢ na liscie lekow refundowanych, tak jak to si¢ stato z lekiem na mukopolisachrydoze typu 1?7

2. W jaki sposob panstwo moze pomoc chorym na te rzadko wystgpujaca chorobe genetyczna, jaka jest
mukopolisacharydoza typu Hunter?

3. Czy nie budzi moralnego sprzeciwu sytuacja, w ktorej zrozpaczeni rodzice $lg btagalne prosby do
réznych instytucji, i w ogole do ludzi dobrej woli, by zebra¢ fundusze potrzebne na leczenie swych
dzieci, bo nasza stuzba zdrowia akurat w tych przypadkach stuzbg nie jest?

Z powazaniem
Posel Izabella Sierakowska

Lublin, dnia 5 grudnia 2007 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na interpelacje nr 207

w sprawie refundacji leku elapras na chorobe genetyczng mukopolisacharydoze typu
Hunter

Odpowiadajac na interpelacj¢ Posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej Pani Izabelli Sierakowskie;j
przestang przy pi$mie z dnia 18 grudnia 2007 r. (SPS-023-207/07), w sprawie refundacji leku pod nazwa
elaprase dla pacjentow z chorobg genetyczng mukopolisacharydoza II (zespotem Huntera), uprzejmie
prosze¢ o przyjecie ponizszych informacji.

Dostep ludnosci do §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkéw publicznych, a takze
zasady i tryb finansowania tych §wiadczen, zostaty okre§lone 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 poszczegdlnych rodzajach i zakresach.

Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy §wiadczenia opieki zdrowotnej sg finansowane ze srodkow
Narodowego Funduszu Zdrowia. W sytuacji, gdy produkt leczniczy wysokospecjalistyczny nie znajduje
si¢ w wykazach lekéw refundowanych, istnieje mozliwos¢ leczenia tym lekiem w ramach procedur
szpitalnych lub w ramach programow terapeutycznych.

Nalezy przy tym zauwazy¢, iz §wiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu opieki
zdrowotnej przeznaczonego dla 0sob potrzebujacych catodobowych lub catodziennych §wiadczen opieki
zdrowotnej oraz przy wykonywaniu zabiegdéw leczniczych i pielegnacyjnych, diagnostycznych i
rehabilitacyjnych przez podmioty uprawnione do udzielania §wiadczen, zapewnia si¢ bezplatnie leki i
wyroby medyczne, jezeli sa one konieczne do wykonania §wiadczenia (art. 35 ww. ustawy).

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
pomigdzy $wiadczeniodawcg a dyrektorem oddzialu wojewodzkiego funduszu.

W zwigzku z rzadko$cig wystepowania 1 specyfika biochemiczng chorob genetycznych z zakresu
metabolizmu, do ktérych zaliczy¢ nalezy m. in. mukopolisacharydoze¢ II, leczenie z zastosowaniem lekoéw
sierocych nalezy do najbardziej kosztownych terapii i prowadzone jest zazwyczaj w wyspecjalizowanych
osrodkach klinicznych.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

Pacjenci, u ktorych rozpoznano mukopolisacharydozg typu I, leczeni sg od trzech lat w ramach
programu terapeutycznego umozliwiajacego finansowanie produktu leczniczego - laronidazy. W styczniu
2007 r. Komisja Europejska wydata pozwolenie na dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego
elaprase do stosowania w leczeniu choroby Huntera (mukopolisacharydozy II). Lek ten nie jest objety
obecnie programem terapeutycznym. Objecie doptatami ze srodkow publicznych lekoéw sierocych przy
ograniczonych mozliwosciach finansowych, jezeli chodzi o $rodki publiczne, wymaga specjalnych
rozwigzan ze wzgledu na bardzo wysokie koszty farmakoterapii. Biorac pod uwage wysoki koszt terapii
lekami sierocymi w celu zdiagnozowania koniecznosci objecia leku programem terapeutycznym, zasadna
jest m.in. znajomos¢ skutecznos$ci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, oplacalnosci terapii. Podjgcie
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.
Whiosek leczenia choroby Huntera (mukopolisacharydozy II) z zastosowaniem leku elaprase zostat
przekazany do oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Pozytywna ocena przedstawionej dokumentacji odnosnie do leczenia choroby Huntera lekiem elaprase
dokonana przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych bedzie podstawg do podjecia decyzji



dotyczacej mozliwosci finansowania leczenia przez Narodowy Fundusz Zdrowia w ramach programu
terapeutycznego.

Podzielam troske Pani Poset w sprawie dostepu pacjentdw cierpigcych na choroby ultrarzadkie do
innowacyjnych terapii lekowych. Kwestia chordb rzadkich i lekéw sierocych wymaga specjalnych
rozwigzan organizacyjnych i prawnych. Majac na uwadze ztozono$¢ problematyki zwigzanej z
finansowaniem lekow sierocych i chorob rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym
Funduszem Zdrowia podejmuje niezbedne dzialania zmierzajgce do wypracowania wspolnego
stanowiska w przedmiotowej sprawie, ktore bedzie prowadzito do podjecia wigzacych decyzji w kwestii
finansowania terapii lekami sierocymi. ROwnoczes$nie opracowany zostal projekt zarzadzenia ministra
zdrowia w sprawie powotania Zespotu do Spraw Chorob Rzadkich. Przedmiotowe zarzadzenie ma na
celu powotanie zespotu jako ciata doradczego w sprawach przedstawiania propozycji rozwigzan w
zakresie terapii chorob rzadkich oraz ich finansowania. Wyrazam przekonanie, ze koordynacja leczenia
chorob rzadkich na szczeblu krajowym, wprowadzenie regulacji prawnych, wypracowanie stanowiska
odnosnie finansowania lekow sierocych pozwola na zwigkszenie dostgpu do terapii chordb ultrarzadkich
z zastosowaniem lekéw o statusie uprzywilejowanym.

Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 9 stycznia 2008 r.



