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Choroby rzadkie: czy mozliwa bedzie jedna cena leku w calej Europie?

Terapie stosowane w chorobach rzadkich powinny by¢ finansowane z oddzielnego budzetu. Obecnie
rywalizuja z chorobami "powszechnymi', chociaz mamy Swiadomos$¢, ze mimo wysokich kosztow nie
uzyskuje si¢ widocznego efektu zdrowotnego - ocenia dr Dariusz Rokicki z Kliniki Chorob
Metabolicznych, Endokrynologii i Diabetologii Centrum Zdrowia Dziecka.

Temat finansowania drogich terapii czgsto pojawial si¢ w
trakcie XI Europejskiej Konferencji Choréb Rzadkich w
Spale (28-30 czerwca br.). Nie do$¢, ze choroby s3
nieuleczalne, rzadkie, brakuje lekéw 1 odpowiedniej opieki, to
obecny model finansowania nie uwzglednia ich specyfiki.

W marcu br. czlonkowie Zespolu Koordynacyjnego ds.
Chorob Ultrarzadkich dzialajacego w Centrum Zdrowia
Dziecka, z wuwagi na brak dowodow skutecznosci
zastosowanego leczenia, zdecydowali o zaprzestaniu terapii
pacjenta z zespotem Huntera (mukopolisacharydoza typu II).

Kto daje i odbiera...

- Zespot decyduje na podstawie danych, ktére przysyla lekarz prowadzacy danego pacjenta. Kazdy lekarz
dokonuje oceny chorego 1 w ciggu kilku lat wytania si¢ obraz - czy choroba postepuje, czy nie - mowit dr
Rokicki. Przypomina, ze warunkiem wiaczenia do terapii jest ocena jej dziatania po okreslonym czasie. Jesh
okaze si¢, ze lek nie przynosi oczekiwanego efektu, terapia nie jest kontynuowana.

- Terapii nie zaniechano z powodu jej wysokich kosztow. Przeslanka jej stosowania jest skutecznos$¢ -
prezentuje medyczny punkt widzenia dr Rokicki, chociaz zdaje sobie sprawe, ze inaczej na ten problem patrza
chorzy i ich rodziny. - Beda walczy¢ o dostep do leku. Pacjenci méwia, ze odbieramy im nadzieje. Tylko, ze
my - jako przedstawiciele Zespotu - nie leczymy nadziei.

Inne kraje, takie jak Australia czy Wielka Brytania, rozwigzaly to w inny sposéb - w przypadku postaci
choroby z objawami neurologicznymi pacjent w ogodle nie jest kwalifikowany do programu.

Podobnego zdania jest prof. Segolene Ayme z Narodowego Instytutu Zdrowia i Badan Medycznych w Paryzu
(INSERM). Argumentuje, ze lepiej w ogole nie rozpoczynaé takiej terapii. - Natomiast nie do zaakceptowania
jest sytuacja, gdy najpierw dajemy, a potem odbieramy lek choremu. To dramat - stwierdza Segolene Ayme.

Zdaniem dr Rokickiego, przy okazji zdarzenia w CZD ujawnit si¢ inny problem: - Bledem funkcjonowania tego
systemu jest brak komunikacji, wymuszony samg formg funkcjonowania zespolu koordynacyjnego. Nie ma
komunikacji miedzy cztonkami zespotu a chorymi - uwaza specjalista.

Dodaje: - W zatozeniu taki "dialog" miat odbywac¢ si¢ za posrednictwem lekarzy prowadzacych. Jednak tak si¢
nie dzieje. Lekarze czasem bojg si¢, nie chcg rozmawiac z chorymi i ich rodzinami. Bycie lekarzem oznacza tez
trudne rozmowy. Na pewno nie jest latwo, kiedy stawia si¢ rozpoznanie i wiadomo, ze happy endu nie bedzie.
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Oddzielny budzet
W przypadku choréb rzadkich méwimy bowiem o terapiach, ktére nie daja efektow w postaci radykalnej
zmiany rokowania lub wydtuzenia zycia. Moga jednak do pewnego stopnia poprawi¢ jego komfort.

Zdaniem dr Rokickiego problem finansowania leczenia tych chordb bytby czgsciowo rozwigzany, gdyby
powstal dla nich oddzielny budzet. Jego zdaniem to nie AOTM powinna podejmowac decyzje o ich
finansowaniu, tak jak robi to w przypadku "powszechnych" terapii, gdzie mozliwa jest ocena ich skutecznosci.

- To nie powinna by¢ decyzja urzednicza, ale polityczna. Wydzielmy z budzetu kwot¢ adekwatng do
mozliwos$ci finansowych naszego panstwa i gospodarujmy tymi pienigdzmi z petlng Swiadomoscia, ze nie beda
wydawane na terapie przynoszace widoczne efekty zdrowotne - proponuje ekspert.

- Obecnie za$ konkurujemy o te same pienigdze co inne choroby - dodaje. - W takiej sytuacji zawsze bedzie
dylemat, czy mamy wyda¢ pienigdze na terapi¢ ze znikomg skutecznoscia dla kilkorga dzieci wiedzac, ze za t¢
samg kwot¢ mozna skutecznie wyleczy¢ kilkaset os6b chorych onkologicznie. Nie powinien tej decyzji
podejmowac urzednik - podkresla specjalista.

Inwestowanie w przyszlosé

Problem z finansowaniem terapii stosowanych w chorobach rzadkich i ultrarzadkich jest powszechny. Nawet
we Francji, gdzie dostep do terapii jest duzo lepszy niz w Polsce, ptatnik uwazniej przyglada si¢ medycznej
wartosci kazdego leku i jest gotowy ptaci¢ tylko za wyrazng skuteczno$¢ leku.

- Nie ma na wszystko pieniedzy. Jako spoteczenstwo musimy zdecydowac czy finansujemy leczenie wszystkim
po rowno, czy koncentrujemy si¢ na pomocy tym, ktorzy tego rzeczywiscie potrzebuja, na zasadzie
solidaryzmu. Jestem zwolenniczka finansowania leczenia chorob rzadkich, a nie pigutek przeciwko bolowi
glowy - mowi prof. Segolene Ayme.

Zwraca tez uwage, ze w obszarze chorob rzadkich jestesmy dopiero na poczatku drogi. Jeszcze 50 lat temu
kazdy nowy lek w onkologii przynosit niewielki postep. Dopiero z czasem zaczgty pojawiac si¢ coraz lepsze
rozwigzania 1 dzisiaj jesteSmy w stanie leczy¢ potowg nowotwordw u dorostych 1 95 proc. u dzieci.

- To jest rezultat 50 lat inwestowania w postgp. Dlatego nie oczekujmy dzisiaj od firm farmaceutycznych
spektakularnych sukcesow w obszarze chordob rzadkich - zaznacza prof. Segolene Ayme.

- JesteSmy na etapie, na ktorym trzeba ponosi¢ naktady na inwestycje, ktore za kilkadziesigt lat przyniosa
efekty - przyznaje. - Nauka jest pelna pomystow, planéw i hipotez, boryka si¢ jednak z brakiem pieni¢dzy na
kosztowne, ryzykowne przedsiewziecia. Dlatego potrzebna jest wspoOtpraca przemystu z UE w zakresie
prowadzenia wspolnych projektow 1 badan naukowych, bo to jest inwestycja w przysztos¢.

Za drogo

Profesor Ayme zwraca jednak uwage, ze z jednej strony nie mozemy wysyla¢ do branzy farmaceutycznej
komunikatu, ze oferowane leki nie beda refundowane: - Gdyby nie byto finansowania terapii, ktére powstaly
dzigki wysitkom naukowcow, oznaczatoby to katastrofe. Nie mozna podja¢ decyzji o rezygnacji z
refundowania tego, co juz zostalo stworzone. Pacjenci z chorobami rzadkimi majg prawo do tej samej opieki
jak pacjenci z innymi chorobami.



Z drugiej strony zauwaza nieuzasadnione wysokie ceny niektorych lekéw: - Cena leku stosowanego w chorobie
ultrarzadkiej, gdy $wiatowa populacja liczy okoto 1000 pacjentow, musi by¢ odpowiednio wyzsza. Jednak
jezeli na dane schorzenie choruje 10-50 tys. oséb w Europie, cena powinna by¢ obnizona.

Nie mozemy ignorowac faktu, ze kazde panstwo ma ograniczenia budzetowe. Tymczasem ceny niektérych
lekow sa po prostu zbyt wysokie. Zdaniem prof. Ayme btad zostat popelniony na poczatku. Kiedy w 2000 r. na
rynek wchodzity dwa leki przeciwko chorobie Fabry'ego, 6wcze$ni platnicy - wychodzac z idealistycznego
punktu widzenia - bez negocjacji zaakceptowali astronomiczng cen¢ produktow.

Kolejne firmy poszty tym tropem 1 staraly si¢ uzyskac¢ za leki jak najwyzsza cen¢. Obecnie nie ma juz na to
przyzwolenia. Lekow jest coraz wiecej, mozna je porownywac. Sktonno$¢ do placenia jest ograniczona i
wyzsza cena nie jest do zaakceptowania, nawet w bogatszych od Polski krajach

Jedna Europa, jedna cena

- Oceniamy, ze w najblizszych 10 latach koszty leczenia chordb rzadkich, szczegodlnie terapii stosowanych w
nowotworach rzadkich, osiggng poziom 6 proc. z budzetu przeznaczonego na leczenie. Nie jest mozliwe
przekroczenie tego progu. Jesli nie ograniczymy wydatkow, nie bedzie nas sta¢ na sfinansowanie kolejnych
lekow, ktore juz sa w drodze - ostrzega prof. Segonele Ayme i wskazuje na obszar, ktory moze wplynaé na
wyjscie z tej sytuacji:

- Przemyst zaczyna zdawac¢ sobie z sprawe z ograniczen finansowych. Firmy sg gotowe do rozmow o kosztach i
w najblizszych latach bedziemy obserwowac spadajace ceny lekow - prognozuje. - W przypadku drogich
terapii stosowanych w chorobach rzadkich chcemy negocjowac z przemystem jednakowa ceng¢ danego leku na
poziomie europejskim.
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