Interpelacja nr 4631
do ministra zdrowia

w sprawie zapewnienia odpowiedniego leczenia osobom chorym na
mukopolisacharydoze i choroby pokrewne

Szanowna Pani Minister! Jednym z najwazniejszych probleméw polskiej stuzby zdrowia
jest zapewnienie odpowiedniego leczenia wszystkim osobom chorym. W najgorszej sytuacji
sa osoby chore na wystepujace rzadko choroby.

Grupa taka sg osoby chorujace na mukopolisacharydozg i choroby pokrewne. Poniewaz
liczba tych 0sob jest mata, a sama choroba nie jest zakazna, nie majg oni zapewnionej
odpowiedniej pomocy lekarskiej. Obecny stan wiedzy medycznej nie pozwala na tatwe ich
leczenie. Wiaze si¢ to takze z duzymi jego kosztami, a sama kuracja czesto nie prowadzi do
pelnego wyleczenia.

Uwazam, Ze osoby, ktore zachorowaly w Polsce na te rzadkie choroby, powinny mie¢
zapewniong odpowiednig opieke lekarska. Dlatego prosze Panig Minister o zwrocenie
szczegollnej uwagi na trudng sytuacje tej grupy chorych. Istniejace Stowarzyszenie Chorych
na Mukopolisacharydozg i Choroby Pokrewne nie jest w stanie zapewni¢ odpowiedniej opieki
wszystkim chorym.

Szczegolnie wazne dla chorych z tej grupy jest zapewnienie leczenia mukopolisacharydozy
lekiem elaprase. Jest on produkowany przez firme¢ Shire i stosowany w wigkszosci krajow
europejskich. W dniu 8 styczna 2007 r. Komisja Europejska wydata pozwolenie na
dopuszczenie tego preparatu do obrotu na terenie Unii Europejskiej. W tych krajach lek jest
stosowany od ponad roku i widoczne sg efekty tego leczenia. W Polsce terapie te uznano za
nieskuteczng. W naszym kraju jest 45 osob chorych na ten typ mukopolisacharydozy.

Drugim lekiem, ktory pomégltby osobom z tymi schorzeniami, jest myozyme. Myozyme
stanowi enzymatyczng terapi¢ zastepcza, ktora przywraca dzialanie kwasnej alfa-glukozydazy
(GAA). GAA jest enzymem, ktorego brakuje badz ktory nie dziata prawidtowo w
organizmach osob cierpigcych na chorobg Pompego. Myozyme uzyskal pozytywna opini¢
Komisji ds. produktow leczniczych do stosowania u ludzi (CHMP) Europejskiej Agencji
Lekow w styczniu 2006 r. 1 obecnie uzyskal pozwolenie Komisji Europejskiej na
dopuszczenie do obrotu. CHMP jednomyslnie rekomendowata zatwierdzenie myozyme do
leczenia choroby Pompego. Myozyme jest pierwszym lekiem, ktory leczy chorobe Pompego,
ostabiajaca i czesto $miertelng chorobe nerwowo-mig$niowa wywotywang dziedzicznym
niedoborem enzymu. Choroba ta dotyka zaréwno dzieci, jak 1 dorostych. Pomimo ze postep
choroby oraz objawy kliniczne sg znacznie zroznicowane wsrod pacjentdow, po czgsci w
zaleznosci od wieku poczatku choroby, zaatakowanych systemow organizmu oraz tempa
postepowania choroby, choroba Pompego jest ogdlnie charakteryzowana jako postgpujace
komplikacje zwigzane z sercem, oslabieniem funkcji oddychania oraz ostabieniem migsni.
Myozyme jest obecnie pierwszym i jedynym zatwierdzonym lekiem dla pacjentéw z chorobg
Pompego. W Polsce zidentyfikowano 15 pacjentow z tg choroba, a szacowana liczba 0s6b
chorych to 25-35 osoéb.

Biorac pod uwage dramatyczng sytuacje osob z tymi chorobami, ktore bardzo czgsto koncza
si¢ $miercig chorego, zwracam si¢ do Pani Minister z nastepujgcymi pytaniami.



Czy polscy chorzy na mukopolisacharydoze i choroby pokrewne bgeda mogli by¢ leczeni
najnowszymi lekami takimi jak myozyme i elaprase?

Czy planuje si¢ umieszczenie mukopolisacharydozy i chorob pokrewnych w wykazie
chorob przewlektych?

Czy istniejg plany Ministerstwa Zdrowia, by chorych na mukopolisacharydozg i choroby
pokrewne obja¢ specjalnym programem leczenia?

Z powazaniem
Poset Jarostaw Jagietto

Warszawa, dnia 23 lipca 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacj¢ nr 4631

w sprawie zapewnienia odpowiedniego leczenia osobom chorym na
mukopolisacharydoze i choroby pokrewne

Szanowny Panie Marszatku! W zwigzku z interpelacja pana Jarostawa Jagietty, posta na
Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 1 sierpnia 2008 r. (SPS-023-
4631/08), w sprawie zapewnienia odpowiedniego leczenia osobom chorym na
mukopolisacharydoze i choroby pokrewne, uprzejmie przesytam ponizsze informacje.

Zapewnienie pacjentom rownego dostepu do terapii chordb rzadkich, z zastosowaniem
lekéw innowacyjnych, zalezy od wielu czynnikéw, ktére musza by¢ spetnione przy
podejmowaniu decyzji w tym zakresie. Biorac pod uwage wysoki koszt terapii lekami
sierocymi, w celu zdiagnozowania koniecznosci objecia leku programem terapeutycznym,
zasadna jest znajomos$¢ skutecznosci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, optacalnosci
terapii.

Podjecie decyzji dotyczacej finansowania terapii chorob rzadkich nastepuje po uzyskaniu
rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych. Nalezy podkresli¢, Ze terapi¢ tych
choréb wprowadza si¢ w odniesieniu do okreslonego wskazania medycznego, okreslonej
populacji chorych.

W zwigzku z tym wnioski o objecie doptatami ze Srodkéw publicznych lekéw sierocych,
zgodnie z decyzja ministra zdrowia, sg kierowane do oceny Rady Konsultacyjnej Agencji
Oceny Technologii Medycznych.

Agencja Oceny Technologii Medycznych zostata powotana zarzagdzeniem ministra zdrowia
1 do zadan jej nalezy m.in. opracowywanie rekomendacji dla ministra wlasciwego do spraw
zdrowia, opartej na ocenie skuteczno$ci klinicznej oraz efektywnosci kosztowej leku,
uzasadniajacych zasadno$¢ finansowania danej technologii medycznej ze srodkow
publicznych.

Odnosnie do kwestii podniesionej w interpelacji, dotyczacej zapewnienia leczenia
mukopolisacharydozy lekami myozyme i elaprase uprzejmie informuj¢, Ze wymienione
preparaty sa lekami innowacyjnymi, ktorych skuteczno$¢ oraz efektywnos¢ kosztowa byty, na
zlecenie ministra zdrowia, przedmiotem oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Preparat myozyme uzyskal pozytywna ocen¢ Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych, ktora zarekomendowata finansowanie ze srodkéw publicznych
leczenia choroby Pompego, przy pomocy aglukozydazy alfa (myozyme), z ograniczeniem
wytacznie do nowo rozpoznanej i niemowlecej choroby Pompego. Pozytywna ocena Rady
Konsultacyjnej agencji stanowi podstawe do podjecia decyzji co do finansowania ze srodkow
publicznych przedmiotowej terapii z zastosowaniem leku myozyme, natomiast wniosek
odnosnie do p6zniejszej postaci choroby jest przedmiotem dalszych prac agencji.



Natomiast preparat elaprase uzyskat negatywng ocene¢. Rada Konsultacyjna Agencji Oceny
Technologii Medycznych jednoglo$nie rekomenduje ministrowi zdrowia niefinansowanie ze
srodkoéw publicznych leczenia sulfatazg iduronianu (elaprase) mukopolisacharydozy typu II
(zesp6t Huntera).

Stanowisko Rady Konsultacyjnej wynika z braku przekonujgcych dowodow medycznych na
znaczacg poprawg istotnych dla zdrowia parametréw klinicznych. Nie udowodniono
skutecznosci sulfatazy iduronianu w przedtuzeniu przezycia pacjentow z zespotem Huntera.
Sulfataza iduronianu nieznacznie poprawia dystans marszu chorych, jednocze$nie bardzo
wyraznie zwigksza czg¢stos¢ notowanych zdarzen niepozadanych.

Przekazujac powyzsze, jednoczesnie uprzejmie informuje, ze zarzadzeniem ministra
zdrowia zostal powotany Zespot do Spraw Chorob Rzadkich, ktory ma charakter
opiniodawczo-doradczy ministra zdrowia. W sktad zespotu wchodza przedstawiciele
Ministerstwa Zdrowia, Narodowego Funduszu Zdrowia, Agencji Oceny Technologii
Medycznych, Urzedu Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Medycznych i
Produktow Biobojczych, gtdéwnego inspektora farmaceutycznego, instytutow naukowych,
przemystu farmaceutycznego, a takze przedstawiciele sSrodowisk lub organizacji
pozarzadowych zrzeszajacych pacjentow. Prace zespotu postuza do: opracowania opartych na
dowodach naukowych przejrzystych kryteriow finansowania ze §rodkéw publicznych
innowacyjnych technologii lekowych; prowadzenia dziatan stuzacych do zapewnienia
podstawowej i specjalistycznej opieki zdrowotnej chorym; zapewnienia chorym na choroby
rzadkie dostepu do informacji, diagnostyki, terapii i opieki.

Jednocze$nie uprzejmie informuje, Zze rekomendacje Agencji Oceny Technologii
Medycznych, dotyczace wymienionych produktow leczniczych, zostang omowione podczas
najblizszego posiedzenia Zespotu do Spraw Chorob Rzadkich, ktore odbedzie si¢ na poczatku
wrzesnia br. Ostateczne decyzje w kwestii finansowania terapii z zastosowaniem
wymienionych lekdw podejmie minister zdrowia po zapoznaniu si¢ ze stanowiskiem
wymienionego zespotu.

Odnoszac si¢ do pytan uprzejmie informujg.

1. Polscy pacjenci chorzy na niektore typy choroby mukopolisacharydozy oraz choroby
pokrewne sg leczeni lekami sierocymi. Od trzech lat, w ramach programow terapeutycznych,
leczeni sg pacjenci z choroba Gauchera i Hurlera (mukopolisacharydoza typ I),
umozliwiajacych finansowanie ze srodkow Narodowego Funduszu Zdrowia preparatow
aldurazyme (laronidaza) oraz imigluceraza. Obecnie begdzie finansowane leczenie choroby
Pompego lekiem myozyme.

2. Nie przewiduj¢ obecnie wpisania choroby mukopolisacharydozy i choréb pokrewnych do
wykazu chorob przewlektych, ze wzgledu na niewielkie grupy pacjentéw i wysokie koszty
farmakoterapii. Rozwigzania podjete przez ministra zdrowia zaktadajg finansowanie terapii
chorob rzadkich ze §rodkéw pozostajacych w dyspozycji Narodowego Funduszu Zdrowia.

3. W chwili obecnej nie istnieja plany objecia chorych na mukopolisacharydoze i choroby
pokrewne specjalnym programem leczenia. Osrodkiem, w ktérym sg finansowane i leczone
wrodzone choroby metaboliczne na szczeblu krajowym, jest Instytut "Pomnik - Centrum
Zdrowia Dziecka”. W zwigzku z tym pod opieka instytutu pozostajg praktycznie wszyscy
pacjenci z ustalonym rozpoznaniem choroby metabolicznej. Podj¢te przez ministra zdrowia



dzialania, tj. koordynacja leczenia choréb rzadkich na szczeblu krajowym, powotanie Zespotu
do Spraw Chordob Rzadkich, wypracowanie stanowiska odnos$nie do finansowania terapii
choréb rzadkich niewatpliwie pozwoli na zwickszenie dostepu pacjentow do lekow o statusie
uprzywilejowanym.

Z powazaniem

Podsekretarz stanu

Marek Twardowski

Warszawa, dnia 29 sierpnia 2008 r.



