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Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na oswiadczenie Pana Macieja tuczaka i grupy senatoréow ziozone
podczas 79. posiedzenia Senatu RP w dniu 28 maja 2019 r. w sprawie refundacji leku
Zavesca w chorobie Niemanna-Picka, uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych
informaciji.

W sprawie refundacji leku Zavesca (miglustat) nalezy wskazaé, ze zgodnie z aktualnie
obowigzujgcym Obwieszczeniem Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych
lekow, srodkoéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych ww. lek nie jest refundowany. Zgodnie z art. 24 ust. 1 ustawy o refundac;ji
lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2019 r. poz. 784, z poxn. zm.), zwana dalej ,ustawg o refundaciji”,
wnioskodawca moze ztozy¢ wniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny
zbytu leku, srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu
medycznego. Zgodnie z art. 2 pkt 27 ustawy o refundacji wnioskodawcg w tej sprawie
moze by¢ podmiot odpowiedzialny, przedstawiciel podmiotu odpowiedzialnego lub
podmiot uprawniony do importu réwnolegtego w rozumieniu ustawy z dnia 6 wrzesnia
2001 r. — Prawo farmaceutyczne. Oznacza to, ze warunkiem podjecia dziatarn majgcych
na celu objecie refundacjg leku Zavesca (miglustat), jest ztozenie adekwatnego wniosku

o objecie refundacja. Taki wniosek jak dotagd do Ministra Zdrowia nie wptynat.
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W przypadku otrzymania wniosku o refundacje leku, ktory nie posiada odpowiednika
refundowanego we wnioskowanym wskazaniu okreslonym w Charakterystyce Produktu
Leczniczego, Minister Zdrowia przesyta wniosek wraz ze zlozong dokumentacjg
Prezesowi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w celu przygotowania:
analizy weryfikacyjnej Agencji, stanowiska Rady Przejrzysto$ci oraz rekomendaciji
Prezesa. W kolejnym etapie postepowania catos¢ dokumentacji przekazywana jest
Komisji Ekonomicznej, ktéra prowadzi z wnioskodawcg negocjacje m.in. w zakresie
ustalenia urzedowej ceny zbytu, poziomu odptatnosci oraz wskazania, w ktérym lek ma
by¢ refundowany. Dopiero dysponujgc rekomendacja Prezesa Agencji oraz
stanowiskiem Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajgc kryteria ujete w art. 12 ww. ustawy,
Minister Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badz odmowie objgcia refundacjg leku

we wnioskowanym wskazaniu.

Odnosnie aktualnie dostepnych opcji terapeutycznych wskazuje, iz do niedawna nie byta
znana zadna skuteczna metoda leczenia choroby Niemanna-Picka. Obecnie
z zebranych informacji wynika, ze prowadzone sg intensywne badania nad substancjami
pomocnymi w walce z tg jednostkg chorobowa, a coraz wigcej nowych czasteczek
chemicznych jest poddawana badaniom klinicznym. Toczgce sig badania dla nowych

terapii mozna odnalezé na stronie https://clinicaltrials.gov//.

W tym miejscu nalezy wspomniec, iz w niektérych krajach preparat o nazwie Zavesca
(Miglustat) jest stosowany w leczeniu chorych na chorobe Niemanna-Picka typu C.
Problematyka objecia refundacjg przedmiotowego leku w Polsce znana jest Ministrowi
Zdrowia. Trzeba wyjasni¢, ze na przestrzeni ostatnich lat przedmiotowa technologia
medyczna zostata az szesciokrotnie poddana ocenie, podczas ktdérej dokonano analizy
jej skutecznosci klinicznej, bezpieczenstwa stosowania oraz efektywnosci cenowej
w oparciu o caly dostepny materiat naukowy zebrany w tym zakresie. W ponizszej tabeli

przedstawiono wyniki w/w raportow

Opiniowanie Rok Wynik Uwagi

Rada Konsultacyjna uwaza za niezasadne
zakwalifikowanie $wiadczenia opieki zdrowotnej
.Leczenie choroby Niemanna-Picka typu C" z
zastosowaniem substancji czynnej miglustat w
ramach programu zdrowotnego, jako Swiadczenia
gwarantowanego.

Stanowisko Rady Konsultacyjnej Nr 28/2011

z dnia 29.03.2011 r, 2011 Negatywne




Rekomendacja nr 20/2011 Prezesa Agencji
Oceny Technologii Medycznych z dnia 29
marca 2011 (¢ w
sprawie zakwalifikowania Swiadczenia opieki
zdrowotnej Jeczenie choroby
Niemanna-Picka typu C z zastosowaniem
substancji czynnej miglustat (Zavesca) w
ramach programu zdrowotnego”
jako $wiadczenia gwarantowanego.

2011

Rekomendacja nr 120/2012 Prezesa Agencji |

Oceny Technologii Medycznych z dnia 26
listopada 2012 r. w sprawie objecia
refundacjg produktu leczniczego Zavesca
(miglustat) w ramach programu lekowego:
.Leczenie choroby Niemanna-Picka typu C

2012/2013

(NP-C) z wykorzystaniem substancji czynnej |

miglustat”.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 130/2012
z dnia 26 listopada 2012 w sprawie
zasadnosci finansowania Zavesca (miglustat)
we wskazaniu: leczenie postepujgcych
objawow neurologicznych u  pacjentow

| 201212013

dorostych oraz u dzie.ci z chorobg Niemanna- |

Picka typu C.

Opinia Rady Przejrzystosci nr 314/2016 z dnia
24 pazdziernika 2016 roku w sprawie
skutecznosci  klinicznej i praktycznej,
bezpieczenstwa stosowania, relacji korzysci
zdrowotnych do ryzyka stosowania, oraz
niepewnosSci oszacowan leku

2016

Zavesca |

(miglustat) we wskazaniu: leczenie choroby |

Niemanna-Picka.

Warunkowo
pozytywna

Negatywna

Negatywne

Negatywna

Prezes Agencji rekomenduje i opowiada sie za
okresowym, trzyletnim finansowaniem ze $rodkow
publicznych  $wiadczenia opieki zdrowotngj |
leczenie choroby Niemanna-Picka typu C z
zastosowaniem substancji czynnej miglustat
(Zavesca) w ramach programu zdrowotnego, pod
warunkiem obnizenia ceny leku lub partycypacji
podmiotu odpowiedzialnego w kosztach leczenia.
Ponadto powinien byé prowadzony Scisty rejestr
leczonych pacjentéw, ktéry umozliwi ocene |
skutecznosci leczenia i bezpieczenstwa terapii.
Realizacja powyzszych warunkow  umozliwi
pacjentom dostep do jedynego leczenia (poza
leczeniem paliatywnym) przy akceptowalnym
poziomie kosztéw, jak rowniez przyczyni sie do
poznania faktycznej przydatnosci stosowania
substancji czynnej miglustat

Prezes Agencji, w $lad za stanowiskiem Rady |
Przejrzystosci, uwaza za niezasadne finansowanie
produktu  leczniczego Zavesca  (miglustat).
Powyzsze podyktowane jest ftrudnymi do
jednoznacznej interpretacji danymi o efektywnosci
klinicznej miglustatu oraz bardzo wysokim kosztem
terapii.

Rada uwaza za niezasadne finansowanie produktu
leczniczego Zavesca (miglustat). Przy wysokiej
cenie terapii efekty kliniczne miglustatu wydajg sie
watpliwe.

Wyniki analiz serii przypadkéw oraz badan
obserwacyjnych wskazujg na staby wptyw leczenia
miglustatem na niektore objawy neurologiczne i
jakos¢ zycia. W pojedynczych przypadkach moze
przyczynia¢ sie takze do zahamowania progres;ji
choroby, zwlaszcza u 0s6b z p6éznym poczatkiem
objawéw. Dostepne dane wskazujg na
akceptowalng tolerancje leczenia miglustatem.
Nalezy jednakze podkresli¢, ze w chwili obecnej
praktycznie brak jest dowoddw na skutecznosc
leku pochodzacych z badan
klinicznych wysokiej jakosci, nalezy jednak wzig¢
pod uwage, ze ze wzgledu na
bardzo malg populacje dotknieta choroby |
mozliwosci przeprowadzenia wiekszej
liczby badan sg ograniczone. Nie ma rowniez
dowodow, ze stosowanie miglustatu ma wplyw na
przediuzenie zycia pacjentow. Wobec powyzszego
wnioskowanie dotyczgce skutecznosci klinicznej
miglustatu w chorobieNiemanna-Picka typu C jest
obarczone wysokim ryzykiem niepewnosci. Przez
ostatnie 6 lat nie pojawily si¢ zadne nowe dowody
naukowe na skutecznosc tej terapii.




Opinia Prezesa Agencji przy pi$mie
BP.434.17.2016.JTM z dnia 2.12.2016 r. w
sprawie skutecznosci klinicznej i praktycznej,
bezpieczenstwa stosowania, relacji korzysci
zdrowotnych do ryzyka stosowania, oraz
niepewnosci oszacowan leku Zavesca
(miglustat) we wskazaniu: leczenie choroby
Niemanna-Picka.

2016

Negatywna

Prezes stoi na stanowisku, ze finansowanie
ocenianej technologii nie znajduje uzasadnienia.
Prezes ma swiadomosc, ze rzadkie wystepowanie
choroby moze utrudniaé¢ przeprowadzenie badan
RCT wysokiej jakosci, jednakze w dostepnych
dowodach naukowych zakres badanych punktow
koricowych nie jest adekwatny do istoty i
charakteru choroby NPC. Nie badano wpiywu
ocenianej interwencji na przezycie pacjentow,
natomiast wyniki dotyczace jakosci zycia nie
wykazaly istnienia roznic istotnych statystycznie
miedzy grupg leczong miglustatem a grupg
stosujaca terapie standardowa.

Na zakonczenie uprzejmie dodaje, ze realizujac polityke lekowg panstwa, Minister
Zdrowia kieruje sie zasadami medycyny opartej na dowodach naukowych (EBM) oraz
oceny technologii medycznych (HTA), co zapewnia przejrzystos¢ i racjonalnosé
podejmowanych decyzji o alokacji srodkow publicznych. Ponadto warto zaznaczyé¢, iz
$rodki finansowe przeznaczone na refundacje sg ograniczone, zatem istotne jest
racjonalne wprowadzanie na wykazy produktow leczniczych z uwzglednieniem ich
efektywnosci  klinicznej, kosztowej, a takze mozliwosci finansowych ptatnika

publicznego.

Z powazaniem
Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu
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