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W odpowiedzi na pismo z dnia 12.01.2012r. dotyczace finansowania terapii domowej
dla pacjentéw chorych na mukopolisacharydoze i inne choroby lizosomalne prosze o przyjecie

przedstawionego ponizej stanowiska.

Narodowy Fundusz Zdrowia finansuje substytucyjng terapie enzymatyczna u pacjentow
chorujacych na lizosomalne choroby spxchrzemowe w ramach nastgpujacych terapeutycznych

programoéw zdrowotnych:

Nazwa programu zdrowotnego Lek
leczenie mukopolisacharydozy typu Il (zespél Huntera) sulfataza iduronianu (Elapraze)
leczenie choroby Pompego alglucozydaza alfa (Myozyme)
leczenie choroby Hurler laronidaza (Aldurazyme)
E:;e;;le mukopolisacharydozy typu VI (zespél Maroteaux— galsulfasa (Naglazyme)
leczenie choroby Gauchera imigluceraza (Cerezyme)

Programy te obejmuja wigkszos¢ aktualnie dostepnych rodzajéw terapii substytucyjnych.
Odnoszac si¢ do Pafistwa wniosku o wprowadzenie mozliwosci leczenia w warunkach domowych

nalezy mie¢ na uwadze nastgpujace kwestie:

|. Zapisy zawarte w charakterystykach produktéw leczniczych:

— Produkty lecznicze: Aldurazyme, Myozyme, Naglazyme powinny by¢ podawane
w  odpowiednich warunkach Klinicznych, pod nadzorem lekarza, z dostepem
do wyposazenia resuscytacyjnego potrzebnego do leczenia naglych stanoéw zagrozenia
zycia ze wzgledu na mozliwo$¢ wystapienia cigzkich reakcji zwiazanych z infuzja lub

objawéw poinfuzyjnych.

— Produkt leczniczy Elaprase moze by¢ podawany w warunkach domowych, ale jedynie
u pacjentow, ktorzy przez okres kilku miesigcy otrzymywali leczenie w klinice i dobrze
je tolerowali. Infuzje w domu nalezy podawa¢ pod nadzorem lekarza lub innego

pracownika stuzby zdrowia.

— Jedynie w przypadku produktu leczniczego Cerezyme istnicje mozliwosé podawania
w warunkach domowych bez nadzoru lekarza u wybranej grupy pacjentéw (dobrze
tolerujacych lek, po odpowiednim przeszkoleniu pacjenta lub opickuna).
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2. Zapisy zawarte w rozporzgdzeniach Ministra Zdrowia w sprawie $wiadczen
gwarantowanych z zakresu programow zdrowotnych:
~ Swiadczenia zwigzane z realizacja wszystkich rozpatrywanych programéw mogg by¢
realizowane w odrodkach pediatrycznych lub choréb wewngtrznych w jednym
z nastgpujacych trybow: ambulatoryinym lub jednodniowym lub hospitalizacji.
Nie uwzgledniono tu terapii w warunkach domowych.
= W odniesieniu do 4 lekoéw (z wyjatkiem imiglucerazy) zaznaczono, ze podawanie leku
powinno by¢ nadzorowane przez lekarza posiadajacego doswiadczenie w diagnozowaniu
i leczeniu pacjentéw 2z dziedzicznymi zaburzeniami metabolicznymi. Z uwagi
na mozliwos¢ wystepowania objawow niepozadanych, z wstrzasem wiacznie, leki nalezy
podawac przy bezposrednim dostgpie do lekow, sprzetu i aparatury ratujacej zycie. Takie
zapisy wykluczaja wigc terapi¢ w warunkach domowych.
Nalezy podkresli¢, ze warunki realizacji $wiadczen zdrowotnych zawarte w opisie
terapeutycznego programu zdrowotnego musza by¢ zgodne z warunkami okreslanymi przez
Ministra Zdrowia.

3. Z analizy piSmiennictwa wynika, ze w niektorych przypadkach terapia moze by¢
prowadzona w warunkach domowych. Dotyczy to pacjentéw, ktérzy spelniajg Scisle
okreslone kryteria np. wczesniejsze przyjmowanie leku w warunkach klinicznych przez
kilka miesigcy, dobra tolerancja leku, przeszkolenie pacjenta lub opiekuna, odpowiednie
warunki domowe. Prowadzenie tego rodzaju terapii wymaga roéwniez odpowiedniej
organizacji sytemu opieki zdrowotnej np. w niektérych krajach funkcjonuja zespoly opieki
domowej szkolace oraz nadzorujgce pacjentéw i ich opiekunow.

Podsumowujgc, prowadzenie substytucyjnej terapii enzymatycznej jest teoretycznie
mozliwe jedynie w przypadku 2 produktow leczniczych: Cerezyme 1 Elapraze, tym niemniej
wymagaloby to dokonania przez Ministra Zdrowia zmiany zapiséw okre$lajacych warunki
realizacji tych sSwiadczen oraz sprawnego funkcjonowania odpowiednich struktur
organizacyjnych (np. specjalistycznych zespolow lekarsko-pielggniarskich), co pozwoliloby
na zapewnienie bezpieczenstwa pacjentom. Ponadto nalezy mie¢ na uwadze zmiany, ktére beda
mialy miejsce w najblizszym czasie. Zgodnie z ustawg z dnia 12.05.2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
terapeutyczne programy zdrowotne s3 realizowane na aktualnie obowigzujacych zasadach
najpdzniej do 30.06.2012r. Od 1 lipca br. zaczna funkcjonowaé programy lekowe. Przygotowanie
projektu programu jest zadaniem wnioskodawcy, ktérym moze by¢ podmiot odpowiedzialny
lub jego przedstawiciel. Ostateczna decyzja, po uwzglednieniu rekomendacji Prezesa Agencji
Oceny Technologii Medycznych i stanowiska Komisji Ekonomicznej, bedzie nalezala do Ministra

Zdrowia. J : W

Do wiadomoéci:
1. Pan Bartosz Arlukowicz, Minister Zdrowia
2. Pan Jacek Gralinski, Przewodniczacy Zespotu ds. Choréb Rzadkich, Ministerstwo Zdrowia
3. Pani Krystyna Kozlowska, Rzecznik Praw Pacjenta, al. Zjednoczenia 25, 01-829 Warszawa
4.Pan Bolestaw Piecha, Przewodniczacy Sejmowej Komisji Zdrowia, ul. Wiejska 4/6/8,
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