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Oswiadczenie skierowane do ministra zdrowia Adama Niedzielskiego

Szanowny Panie Ministrze!

Mukowiscydoza (zwtdknienie torbielowate) to najczgséciej wystgpujaca choroba genetyczna u ludzi. Nale-
zy do rzadkich chorob przewlektych, ogdlnoustrojowych i kompleksowych, co oznacza, ze w miarg jej poste-
powania nastepuje dysfunkcja roznych narzadow wewnetrznych. Przyczyna choroby jest mutacja genu od-
powiedzialnego za syntez¢ blonowego kanatu chlorkowego CFTR. Mukowiscydoza jest choroba ogodlnou-
strojowa, objawiajaca si¢ przede wszystkim przewlekla choroba oskrzelowo-ptucng oraz niewydolnoscia
enzymatyczng trzustki z nastepowymi zaburzeniami trawienia i wchtaniania. Gruczoty potowe wydzielaja pot
o podwyzszonym stezeniu chloru i sodu (tzw. stony pot). Wedlug szacunkéw WHO ok. 5% ludzkiej popula-
cji jest nosicielem zmutowanego genu CFTR. Ocenia si¢, ze blisko 2 miliony mieszkancow naszego kraju
posiada ten gen. Liczbe 0so6b chorujacych w Polsce na zwldknienie torbielowate szacuje si¢ w przedziale od
ok. 1 tysigca 500 do ok. 2 tysiecy.

Tyle gtosi medyczna definicja, ktora w sposodb pozbawiony emocji i uczu¢ stwierdza suche fakty, opisuje
przyczyny oraz wylicza objawy i symptomy tej nieuleczalnej, a de facto $miertelnej jednostki choroboweyj,
oznaczonej systemowym kodem E-84.

Istnieje jednak zupetnie inna ,,definicja” tej choroby, o bez poroéwnania bardziej ludzkim obliczu, petna
empatii i glebokiego zrozumienia w odniesieniu do oséb dotknigtych bezposrednio tg chorobg oraz ich naj-
blizszych. Oto tres¢ tej definicji: ,,Mukowiscydoza to codzienna walka chorych — dzieci i mtodych dorostych
— 0 oddech. To tysigce godzin poswiecone fizjoterapii, setki tysiecy tabletek, miesigce spedzane w szpitalach,
ogromne dawki antybiotykow i kroplowek, zywienie dojelitowe, tlenoterapia, przeszczepy phuc i watroby. To
determinacja i zaangazowanie rodzicow, lekarzy, pielegniarek, fizjoterapeutow, psychologéw”. Doktadnie w
taki, a nie inny sposdb postrzegaja t¢ chorob¢ chorzy oraz ich bliscy, ktorzy od 30 — z gora — lat, tworzac
ruchy spoteczne, towarzystwa, fundacje itp., maja zaliczone w zyciorysie setki rozmow, wystapien i spotkan
w Sejmie i1 Senacie, w réznych ministerstwach, ponadto niezliczone kampanie spoteczne inicjowane oddolnie
przez nich samych.

Zycie tej niewielkiej grupy spotecznej tak na dobra sprawe stanowi walke o to, by wyrwaé chorobie kolej-
ne lata zycia, by doczekaé przetomu w leczeniu mukowiscydozy dajacego nadzieje na to, ze z mukowiscydo-
73 bedzie mozna dozy¢ staro$ci. Jak dotad byla to jednak w najczestszych przypadkach, niestety, walka
z wiatrakami. Jeszcze pare lat wstecz jedyng forma leczenia byta terapia zachowawcza, polegajaca na tago-
dzeniu objawdw choroby (stosowanie antybiotykow, zabiegi fizjoterapeutyczne, tlenoterapia).

Pierwszy dwusktadnikowy lek przyczynowy Symkevi (tezakaftor/ iwakaftor) zostat zatwierdzony na ryn-
ku Unii Europejskiej w listopadzie 2018 r. W kolejnych latach doszty kolejne zaawansowane leki przyczy-
nowe Kalydeco i Kaftrio (3 sktadniki czynne: eleksakaftor, tezakaftor i iwakaftor). Leki te sa stosowane pa-
rami w terapii zespolonej Symkevi i Kalydeco oraz Kaftrio i Kalydeco, co pozwala na znaczaca poprawe
skutecznosci leczenia oraz objecie leczeniem wigkszej liczby o0sob z réznymi wariantami mutacji genu
CFTR. Prof. Dorota Sands z Instytutu Matki i Dziecka w Warszawie, kierownik Centrum Lecenia Mukowi-
scydozy w Dziekanowie Lesnym, stwierdzita w wywiadzie dla PAP (11.04.2021) ,,Gdyby ta potrojna kombi-
nacja lekow byla refundowana, to u blisko 90% pacjentow w Polsce mukowiscydoza przeksztatcitaby si¢
z choroby znacznie skracajacej zycie w chorobg przewlekla. To gigantyczne osiagniecie medycyny, praw-
dziwy przetom”.

Sposrod 3 wymienionych lekow jedynie Kalydeco znalazt si¢ na liscie srodkow farmakologicznych dofi-
nansowywanych z budzetu panstwa, opublikowanej w 2020 r. Niestety 2 pozostate, Symkevi i Kaftrio,
otrzymaly negatywna rekomendacje prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie
objecia refundacja obu tych produktow leczniczych. W dniu 2 lipca br. na stronach Ministerstwa Zdrowia
zostata opublikowana lista lekow niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu
do technologii lekowych, co oznacza, Zze nie bedzie mozna stara¢ sie¢ o sfinansowanie zakupu tych terapii
lekowych w ramach RTDL.



W tym miejscu warto przytoczy¢ zapis art. 47f ust. 3 pkt 3 ustawy o §wiadczeniach opieki zdrowotnej fi-
nansowanych ze $rodkéw publicznych: w przypadku gdy zostala wydana rekomendacja, o ktorej mowa
w art. 35 ust. 6 pkt2 ustawy o refundacji lekoéw, srodkdéw spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywie-
niowego oraz wyrobéw medycznych, w odniesieniu do danej substancji czynnej w tym wskazaniu, lek nie
jest finansowany w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych. Jednak komunikat ministra zdro-
wia opublikowany 2 lipca br. wraz z wspomniang wyzej lista lekow niepodlegajacych finansowaniu w ra-
mach procedury ratunkowego dostgpu do technologii lekowych mowi: ,,Pacjenci, ktorzy rozpoczeli leczenie
produktem leczniczym niepodlegajacym finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu do techno-
logii lekowych przed wpisaniem leku na wiasciwy wykaz, majg prawo do kontynuacji leczenia, pod warun-
kiem udowodnienia skuteczno$ci dotychczasowego leczenia. Informacja o zamiarze kontynuacji leczenia
powinna zosta¢ przekazana przez $wiadczeniodawce do wlasciwego lokalnego oddziatu Narodowego Fundu-
szu Zdrowia”.

W nawigzaniu do informacji i faktow przytoczonych powyzej, zwracamy si¢ do Pana Ministra z prosba
0 udzielenie odpowiedzi na ponizsze pytania.

1. Jakie jest uzasadnienie ze strony ministerstwa w odniesieniu do dopuszczenia do refundacji w listopa-
dzie 2020 r. leku przyczynowego Kalydeco (cho¢ do leczenia tym produktem farmakologicznym kwalifikuje
sie¢ w Polsce zaledwie o§mioro pacjentdéw) oraz odmowy takiego dopuszczenia w przypadku lekéw Kaftrio
i Symkevi (chociaz w tym przypadku, co potwierdza prof. Dorota Sands, leczeniem zespolonym wspomina-
nej smiertelnej choroby mogloby zosta¢ objetych nawet 90% pacjentéw, czyli znacznie ponad tysiac 0sob)?

2. Jakie sg szczegOtowe kryteria oceny zastosowane w procedurze dopuszczenia konkretnego produktu
leczniczego do refundowania jego zakupu przez chorych ze srodkéw NFZ lub odrzucenia mozliwosci refun-
dacji produktu? Jakie konkretne aspekty tej oceny (kryteria finansowe, spoteczna skala problemu zwigzana
z dang jednostka chorobowa, inne szczegdlne aspekty zwigzane z konkretng chorobg) rozstrzygaja o podjeciu
przez komisje i prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji negatywnej badz pozytywnej
decyzji?

3. Czy w trakcie procedury dopuszczenia lub odrzucenia lekéw Kaftrio i Symkevi prowadzonej przez
AOTMIT zostaty wyliczone jednostkowe koszty rocznej terapii dla jednego pacjenta? Jezeli tak, to jaka jest
wysokos$¢ tej kwoty? Jakie bytoby tgczne obcigzenie dla budzetu panstwa, jezeli uwzgledni si¢ objecie lecze-
niem wszystkich chorych kwalifikujacych si¢ (szacunkowo ok. 1 tysigc 500 0sob) do tej terapii?

4. Jak wyglada kwestia dostepu do informacji publicznej w przypadku danych zawartych w dokumentacji
sporzadzanej przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w trakcie procedury dopuszczania
konkretnego produktu do refundacji z pieniedzy publicznych? Czy senatorowie i postowie, a przede wszyst-
kim osoby dotknigte danym schorzeniem, jak tez ich rodziny oraz fundacje, stowarzyszenia i ruchy spoteczne
tworzone przez samych chorych i ich bliskich, nie majg prawa wgladu do tej dokumentacji? W koncu jed-
nostka administracji panstwowej rozstrzyga tu o przeznaczeniu $§rodkéw publicznych, na ktore skladajg si¢
wszyscy podatnicy. Jezeli sg to informacje udostepniane publicznie, to zwracamy si¢ z prosba o ich przeka-
zanie wszystkim parlamentarzystom izby nizszej i izby wyzszej.

5. W znacznej wigkszosci krajow Unii Europejskiej, nie tylko w tych wysoko rozwini¢tych (Francja,
Niemcy, Austria, Dania), lecz rowniez w panstwach unijnych o zblizonym do polskiego PKB (Rumunia,
Czechy, Wegry, Portugalia, Stowenia) leczenie mukowiscydozy jest refundowane z publicznych pienigdzy
pozostajacych w gestii stosownych panstwowych systemoéw opieki zdrowotnej. Jakie wzgledy stanowia
0 tym, ze Polska staje si¢ niechlubnym wyjatkiem w gronie panstw Unii Europejskiej?

6. Czy z uwagi na wysokie ceny lekdw przyczynowych nowej generacji, co przektada si¢ w praktyce na
ich trudng dostepnos¢ dla wielu osob cierpiacych na t¢ nieuleczalng, a w istocie $miertelng chorobe, polski
rzad rozwaza zastosowanie innych — poza refundowaniem ze $rodkéw publicznych — mechanizmoéw, ktore
pozwolilyby w znaczacym dla pacjentow stopniu obnizy¢ ceny tych produktow leczniczych? Jezeli tak, to
jakie konkretne mechanizmy (np. szczeg6lne koncesje dla producenta tych lekow, firmy Vertex Pharmaceuti-
cals z USA) moglyby to by¢?
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