Interpelacja nr 2699
do ministra zdrowia

w sprawie wpisania leku na mukopolisacharydoze na liste lekow
refundowanych

Szanowna Pani Minister! Mukopolisacharydoza jest bardzo rzadka choroba przemiany
materii, ktérej diagnoza jest bardzo skomplikowana. Tak si¢ dzieje, ze rodzice z dzieckiem
chorym na mukopolisacharydozg cate lata zyja w niewiedzy. Cierpi na nig zaledwie 41 dzieci
w Polsce. Jest to genetyczna choroba dzieci. Chorym na mukopolisacharydoze brakuje w
organizmie enzymu, ktory odpowiada za rozktadanie cukrow. Cukier nie jest wydalany, w
konsekwencji czego uszkadza wszystkie organy. Powoduje cofanie umystowe 1 fizyczne
zdrowych dzieci.

Piotr i Pawel, blizniacy z Piwnic pod Toruniem, cierpig na t¢ bardzo rzadka chorobe. Maja
po 16 lat. Chtopcy nie moga samodzielnie zu¢ ani potykaé, muszg by¢ odzywiani przez sonde,
ich oddychanie wspomagaja respiratory. Chlopcy nie moéwia, nie chodza. Problemy, ktore
pojawiaja si¢ w przypadku choréb przewlektych takich jak mukopolisacharydozy, wymagaja
od rodzicow nieprzerwanego udziatu w opiece nad chorymi dzie¢mi. Gdy bliZniacy si¢
urodzili, nic nie wskazywato, ze cierpig na tak rzadka chorobg. Chtopcy zyli jak ich
réwiesnicy - w pelni sprawni fizycznie bawili si¢ z innymi dzie¢mi. Dopiero od trzeciego
roku zycia zaczely pojawiad si¢ niepokojace symptomy: czeste przeziebienia, przykurcze
stawOw, zmiany w rysach twarzy.

Do tej pory wydawalo sie, Zze chorzy nie maja ratunku, ale pojawila si¢ nadzieja. Na
poczatku tego roku zarejestrowano lek, ktorym leczone sg dzieci cierpigce na t¢ chorobg w
calej Europie, m.in. na Litwie czy na Wegrzech Niestety w Polsce dzieci pozostawione sa
same sobie.

Jak informujg media, znane sg przypadki w Europie, Zze osoby chore wrocity do zdrowia i
zaczety normalnie funkcjonowac. Przeszkoda w leczeniu jest cena kuracji - roczna kuracja
dziecka kosztuje od 400 do 800 tys. zt.

Pani Minister, czy podejmie Pani dziatania w celu wpisania leku na mukopolisacharydoze
na liste lekow refundowanych?

Z wyrazami szacunku
Poset Tomasz Lenz

Torun, dnia 18 kwietnia 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacje nr 2699

w sprawie wpisania leku na mukopolisacharoze na liste lekow refundowanych

Szanowny Panie Marszatku! Odpowiadajac na interpelacje pana Tomasza Lenza, posta na
Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 22 kwietnia 2008 r. (SPS-023-
2699/08), w sprawie wpisania leku na mukopolisacharydozg¢ na list¢ lekow refundowanych,
uprzejmie prosz¢ o przyjecie ponizszych informacji.

Dostep ludnosci do §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkow 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 srodkow
publicznych (Dz. U. Nr 210, poz. 2135, z pdzn. zm.), aktach wykonawczych do ww. ustawy
oraz zarzadzeniach prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia, dotyczacych postgpowan w
sprawie zawarcia umow o udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej w poszczegolnych
rodzajach i zakresach.

Podstawg udzielania §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkéw publicznych
przez fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomigdzy swiadczeniodawca a dyrektorem oddziatu wojewodzkiego
funduszu.

W zwiagzku z rzadkoscig wystepowania 1 specyfika biochemiczng chorob genetycznych z
zakresu metabolizmu, do ktorych zaliczy¢ nalezy m.in. mukopolisacharydozg, leczenie z
zastosowaniem lekoéw sierocych nalezy do najbardziej kosztownych terapii 1 prowadzone jest
zazwycza] w wyspecjalizowanych osrodkach klinicznych.

Odnoszac si¢ do pytania, uprzejmie informuje.

Majac na uwadze watpliwos$ci zwigzane ze zrdznicowang efektywnoscia kliniczng lekow
sierocych i niezmiernie wysokie koszty tych farmakoterapii, minister zdrowia, w
porozumieniu z prezesem Narodowego Funduszu Zdrowia, podjat decyzje w kwestii
finansowania terapii lekami sierocymi.

Ze wzgledu na niewielkie grupy pacjentow i wysokie koszty farmakoterapii nie przewiduje
si¢ wpisania choroby mukopolisacharydoza do wykazu choréb przewlektych, natomiast
przyjeto rozwigzanie finansowania terapii chordb rzadkich w ramach programow
terapeutycznych ze srodkéw pozostajacych w dyspozycji Narodowego Funduszu Zdrowia.

W celu zdiagnozowania koniecznos$ci objecia leku programem terapeutycznym zasadna jest
znajomos¢ skutecznos$ci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, optacalnosci terapii. Na
podstawie ustalen ministra zdrowia wnioski o objecie doptatami ze sSrodkéw publicznych
produktow leczniczych innowacyjnych sa kierowane do oceny Agencji Oceny Technologii
Medycznych.

Wprowadzone zmiany w tym zakresie majg na celu zwigkszenie przejrzystosci polityki
refundacyjnej panstwa i doprowadzenie polskiego prawa do petnej zgodno$ci z wymogami



okreslonymi w dyrektywie transparencyjnosci (dyrektywa Rady 89/105/EWG z dnia 21
grudnia 1988 r.). Istotng rolg w zakresie zwigkszenia przejrzystosci polityki refundacyjne;j
spelnia Agencja Oceny Technologii Medycznych. Agencja Oceny Technologii Medycznych
zostala powotana zarzagdzeniem ministra zdrowia i do jej zadan nalezy m.in. opracowywanie
rekomendacji dla ministra wlasciwego do spraw zdrowia dotyczacych technologii
medycznych.

Na podstawie rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych minister zdrowia
podejmuje decyzje odnosnie do finansowania farmakoterapii z zastosowaniem lekow
sierocych.

Rada Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych, po rozpatrzeniu dowodow
naukowych stosowania produktéw leczniczych w poszczegolnych typach
mukopolisacharydozy, zajeta nastepujace stanowiska:

- Mukopolisacharydoza typ | - pacjenci z rozpoznaniem choroby Hurlera
(mukopolisacharydoza typ I) sa leczeni w ramach programu terapeutycznego
umozliwiajacego finansowanie ze srodkoéw Narodowego Funduszu Zdrowia preparatu
Aldurazyme (Laronidaza).

- Mukopolisacharydoza typ Il - rekomendacja przygotowana na zlecenie ministra zdrowia
odnosnie do skutecznosci i efektywnosci kosztowej preparatu Elaprase, stosowaneg0o W
chorobie Huntera (mukopolisacharydoza typ Il), jest negatywna.

Uchwatg z dnia 19 lutego 2008 r. Rada Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii
Medycznych rekomenduje ministrowi zdrowia niefinansowanie ze srodkow publicznych
leczenia sulfataza iduronianu (Elaprase) mukopolisacharydozy typu II (zespotu Huntera).
Stanowisko rady konsultacyjnej wynika z braku przekonywujacych dowodoéw na znaczaca
poprawe istotnych dla zdrowia parametrow klinicznych. Nie udowodniono skuteczno$ci
sulfatazy iduronianu w przedtuzeniu przezycia pacjentow z zespotem Huntera. Sulfataza
iduronianu nieznacznie poprawia dystans marszu chorych, jednocze$nie bardzo wyraznie
zwigksza czesto§¢ notowanych zdarzen niepozadanych.

- Mukopolisacharydoza typ VI - rekomendacja Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych odno$nie do skutecznosci klinicznej preparatu Galsulfazy
(Naglazyme) w terapii mukopolisacharydozy typ VI jest negatywna. W uzasadnieniu
zwrdcono uwage m.in. na fakt, iz istniejgce badania kliniczne wskazujg na marginalng
skuteczno$¢ leczenia Galsulfaza mukopolisacharydozy typ VI oraz na czgste dziatania
niepozadane u leczonych.

W zwiazku z przekazaniem przez podmiot odpowiedzialny dodatkowej dokumentacji
odnosnie do skuteczno$ci preparatu minister zdrowia wystapit do dyrektora agencji o
ponowng ocen¢ dowoddéw naukowych dotyczacych skuteczno$ci ww. preparatu.

Nalezy podkresli¢, ze rekomendacje Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny Technologii
Medycznych odnosnie do skutecznosci 1 efektywnosci kosztowej lekow sierocych stanowig
podstawe do podjecia przez ministra zdrowia decyzji w kwestii finansowania terapii chorob
rzadkich, w tym mukopolisacharydozy.



Przekazujac powyzsze, jednocze$nie uprzejmie informuje, ze zostato opracowane
zarzadzenie ministra zdrowia w sprawie powotania Zespotu do Spraw Chordb Rzadkich,
ktorego celem bedzie dazenie do zapewnienia dostepu do informacji, diagnostyki, terapii i
opieki dla chorych na choroby rzadkie, a takze zaproponowanie odpowiednich regulacji i
wytycznych w przedmiotowych zagadnieniach. Celem powotania zespotu jest dazenie do
zapewnienia dostepu do informacji, diagnostyki, terapii i opieki dla chorych na choroby
rzadkie. W sklad zespolu wejda m.in. przedstawiciele Ministerstwa Zdrowia, Narodowego
Funduszu Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych, Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyroboéw Medycznych i Produktow Biobojczych, konsultanci krajowi,
przedstawiciele srodowisk 1 instytutow naukowych oraz przedstawiciele organizacji
Zrzeszajacej pacjentow.

Do gltownych zadan zespotu naleze¢ beda m.in.: proponowanie kierunkow polityki w
zakresie opieki 1 terapii chorych na choroby rzadkie; prowadzenie dziatan stuzacych i
dazacych do zapewnienia podstawowej i specjalistycznej opieki zdrowotnej chorym na
choroby rzadkie, w szczegdlno$ci poprzez wskazywanie wlasciwych rozwigzan problemow
powstatych przy realizacji opieki i terapii chorych z chorobami rzadkimi; upowszechnianie
wiedzy dotyczacej diagnostyki i leczenia tych chordb w opinii publicznej, w tym w
szczegolnosci w srodowisku medycznym; wspieranie bezpiecznych i skutecznych metod
leczenia chorob rzadkich; monitorowanie terapii chorob rzadkich. Ponadto do zadan zespotu
naleze¢ bedzie opracowywanie informacji lub stanowisk dotyczacych produktow leczniczych
stosowanych w leczeniu chorob rzadkich oraz przekazywanie ich Zespotowi ds. Gospodarki
Lekami.

Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 14 maja 2008 r.



