Interpelacja nr 2997
do ministra zdrowia

w sprawie braku rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych
finansowania leku elaprase

Szanowna Pani Minister! W dniu 8 stycznia 2007 r. Komisja Europejska przyznata firmie
Shire Human Genetic Therapies AB pozwolenie na dopuszczenie preparatu elaprase do
obrotu wazne w calej Unii Europejskiej. Lek stosowany jest ponad rok i zdaniem lekarzy sa
widoczne efekty jego stosowania przy leczeniu mukopolisacharydozy typ Il. Dlatego - w
opinii wielu osob, ktorym zalezy na stosowaniu w Polsce tego leku - bardzo krzywdzaca jest
decyzja AOTM stwierdzajaca, ze lek jest nieskuteczny. Zdaniem Stowarzyszenia MPS 1
Choroby Pokrewne oraz Krajowego Forum na rzecz Terapii Choréb Rzadkich ORPHAN
decyzja ta jest blgdna. Rozporzadzenie Unii Europejskiej 141/2000 naktada na europejskie
panstwa czlonkowskie obowigzek zapewnienia pacjentom dotknigtym chorobami rzadkimi
réwnego dostepu do terapii niezaleznie od rzadko$ci danego schorzenia i niezaleznie od
warunkéw ekonomiczno-spotecznych wystepujacych w danym kraju.

Dlatego zwracam si¢ do Pani Minister z nastepujacymi pytaniami:

1. Czy podejmie Pani dziatania umozliwiajace finansowanie terapii lekiem elaprase? Na
jakie dziatania z Pani strony mogg liczy¢ pacjenci?

2. Czy podziela Pani opini¢ Agencji Oceny Technologii Medycznych, jakoby finansowanie
drogich terapii pacjentéw z chorobami rzadkimi musiato stanowi¢ alternatywe wobec leczenia
pacjentow z chorobami czgstymi? Czy bytaby to rzeczywiscie dyskryminacja, czy tez
realizacja obowiagzku zapewnienia pacjentom dotknigtym chorobami rzadkimi rownego
dostegpu do terapii niezaleznie od rzadkosci danego schorzenia i niezaleznie od warunkow
ekonomiczno-spotecznych wystepujacych w danym kraju?

3. Czy przyjmuje Pani argument AOTM stwierdzajacy, ze koszty uzyskania dodatkowego
roku zycia przybieraja astronomiczne wartosci? Moim zdaniem taka argumentacja - wobec
wartos$ci zycia kazdego pacjenta - jest nie do przyjecia.

Z powazaniem

Poset Wojciech Olejniczak

Warszawa, dnia 5 maja 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacje nr 2997

w sprawie braku rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych
finansowania leku elaprase

Szanowny Panie Marszatku! Odpowiadajac na interpelacje pana Wojciecha Olejniczaka,
posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 8 maja 2008 r. (SPS-
023-2997/08), w sprawie braku rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych
finansowania leku Elaprase, uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Dziatania dotyczace zagwarantowania obywatelom nalezytego dostepu do lekdéw, w tym
lekéw innowacyjnych, sg realizowane przez ministra zdrowia w oparciu o obowiazujace akty
prawne. Regulacje zagadnien zwigzanych z refundacja lekéw zostaty okreslone w przepisach
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o §wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéw 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 ptatnikiem $wiadczen zdrowotnych jest Narodowy
Fundusz Zdrowia, ktory prowadzi gospodarke finansowa na zasadach okreslonych w ustawie
(art. 113). Kazdemu $wiadczeniobiorcy, bez wzgledu na zdiagnozowang jednostke
chorobowa, przystuguje na podstawie art. 15 ww. ustawy dostep do $wiadczen opieki
zdrowotnej oraz lekéw 1 wyrobow medycznych finansowanych ze srodkow publicznych.
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.

Kwestia chorob rzadkich 1 lekow sierocych wymaga specjalnych rozwigzah precyzyjnie
okreslajacych zasady, na podstawie ktorych panstwo zobowigzuje si¢ zapewni¢ swoim
obywatelom dostep do terapii. W zwigzku z rzadko$cig wystepowania i specyfika
biochemiczng choréb rzadkich z zakresu metabolizmu, do ktorych zaliczy¢ nalezy m.in.
mukopolisacharydozg typu I, leczenie z zastosowaniem lekow sierocych nalezy do
najbardziej kosztownych terapii. Majac na uwadze ztozono$¢ problematyki zwigzanej z
finansowaniem terapii choréb rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym
Funduszem Zdrowia wypracowato wspdlne stanowisko w przedmiotowej sprawie i podjeto
wigzgce decyzje w kwestii finansowania terapii lekami sierocymi.

W celu zdiagnozowania koniecznos$ci objecia leku innowacyjnego doptatg ze srodkow
publicznych zasadna jest znajomo$¢ skutecznosci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa,
optacalnosci terapii. W zwigzku z tym wnioski o objgcie doptatami ze srodkow publicznych
produktow leczniczych innowacyjnych, zgodnie z decyzja ministra zdrowia, sg kierowane do
oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Agencja Oceny Technologii Medycznych zostata powotana zarzadzeniem ministra zdrowia
1 do jej zadan nalezy m.in. opracowywanie rekomendacji dla ministra wlasciwego do spraw
zdrowia, opartej na ocenie skutecznos$ci klinicznej oraz efektywnosci kosztowej leku,
uzasadniajgcych zasadno$¢ finansowania danej technologii medycznej ze srodkow
publicznych. Ustalenia ministra w tym zakresie maja na celu zwigkszenie przejrzystosci
polityki refundacyjnej panstwa i doprowadzenie polskiego prawa do peinej zgodnosci z



wymogami okre§lonymi w dyrektywie transparencyjno$ci (dyrektywa Rady 89/105/EWG z
dnia 21 grudnia 1988 r.). Istotng rol¢ w zakresie zwigkszenia przejrzystosci polityki
refundacyjnej odgrywa Agencja Oceny Technologii Medycznych.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informujg.

1. W styczniu 2007 r. Komisja Europejska wydata pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
produktu leczniczego Elaprase do stosowania w leczeniu choroby Huntera
(mukopolisacharydoza typu II). Preparat Elaprase jest lekiem innowacyjnym, ktérego
skuteczno$¢ oraz efektywnos¢ kosztowa byty, na zlecenie ministra zdrowia, przedmiotem
oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych. Uchwalg z dnia 19 lutego 2008 r. Rada
Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych jednogtosnie rekomenduje
ministrowi zdrowia niefinansowanie ze srodkéw publicznych leczenia sulfatazg iduronianu
(Elaprase) mukopolisacharydozy typu II (zespotu Huntera). Stanowisko Rady Konsultacyjne;j
wynika z braku przekonywujacych dowodéw medycznych na znaczaca poprawe istotnych dla
zdrowia parametrow klinicznych. Nie udowodniono skutecznosci sulfatazy iduronianu w
przedluzeniu przezycia pacjentow z zespotem Huntera. Sulfataza iduronianu nieznacznie
poprawia dystans marszu chorych, jednocze$nie bardzo wyraznie zwieksza czgstosé
notowanych zdarzen niepozadanych.

2. Minister Zdrowia uznata terapi¢ chorob rzadkich za jeden z priorytetowych celéw dziatan
w zakresie zdrowia publicznego. Niezaleznie od sytuacji spoleczno-gospodarczej pacjentom
dotknietym chorobami rzadkimi zostat zapewniony dostep do leczenia lekami
innowacyjnymi, finansowanymi przez Narodowy Fundusz Zdrowia w ramach programéw
terapeutycznych, nie mozna wigc mowic¢ o dyskryminacji tej grupy pacjentow. Koszty terapii
chordb rzadkich nie stanowig alternatywy wobec leczenia pacjentow z chorobami czestymi.
Minister Zdrowia, realizujac zasade solidarno$ci spotecznej, nie moze uchyla¢ si¢ od
obowiazku zapewnienia wszystkim obywatelom leczenia ratujacego zycie, niezaleznie od
rzadkosci danego schorzenia.

Pragne¢ podkresli¢, ze niezalezni eksperci Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny Technologii
Medycznych na podstawie dostepnych dowoddéw naukowych wydaja opini¢ rekomendujaca
badz nie finansowanie lekéw innowacyjnych ze srodkéw publicznych, ale to minister
zdrowia, kierujac si¢ opinig specjalistow, majac na wzgledzie interes spoleczny, podejmuje
ostateczng decyzj¢. Jednakze leki te musza spetnia¢ okreslone kryteria dotyczace skutecznos$ci
klinicznej, bezpieczenstwa stosowania, potwierdzone wynikami badan naukowych.

Pragne doda¢, ze pacjenci, u ktérych rozpoznano mukopolisacharydoze typu I (zespot
Hurlera) oraz chorobe Gauchera, sg leczeni w ramach programow terapeutycznych
umozliwiajacych finansowanie preparatow pn. Aldurazyme (Laronidaza) oraz Imigluceraza.
Ponadto Rada Konsultacyjna Agencji Oceny Technologii Medycznych zarekomendowata
finansowanie ze srodkoOw publicznych leczenia nowo rozpoznanej i niemowlecej choroby
Pompego przy pomocy alglukozydazy alfa (Myozyme), trwaja prace zwigzane z
opracowaniem programu terapeutycznego. Obecnie przedmiotem oceny Rady Konsultacyjnej
jest dokumentacja naukowa dotyczaca stosowania tego leku u pacjentow z podzniejsza postacia
tej choroby.

3. Minister zdrowia podejmuje decyzje i rozstrzygnigcia w kwestii finansowania terapii
chorob rzadkich nie na podstawie elementu cenowego, lecz na podstawie dowodoéw
naukowych w zakresie skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania. Jednoczesnie
pragne poinformowac pana posta, ze zostato podpisane przez ministra zdrowia zarzadzenie w
sprawie powolania Zespotu do spraw Chordb Rzadkich. Celem zespotu 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.



Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 3 czerwca 2008 r.



