Minister Zdrowia

Warszawa, 03 pazdziernika 2022

PLR.050.214.2022.JW

Pan Tomasz Grodzki
Marszatek Senatu

Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na o$wiadczenie ztozone przez Panig Senator Agnieszke Gorgon-Komor
podczas 48. posiedzenia Senatu 7 wrzesnia 2022 r., w sprawie refundacji lekéw na
rdzeniowy zanik miesni (SMA), Minister Zdrowia uprzejmie prosi o przyjecie ponizszych

informaciji.

Na wstepie nalezy zaznaczy¢, ze prézno szukaé systemu ochrony zdrowia, ktéry bedzie
systemem zupetnym, w tym znaczeniu, iz bedzie w stanie zapewni¢ mozliwo$¢ leczenia
kazdym lekiem zarejestrowanym na Swiecie i w catym zakresie jego zarejestrowanych
wskazan, a by¢ moze i réwniez poza nimi (tzw. ,,off label”). ,Podkresli¢ nalezy, ze art. 68
Konstytucji nie wymaga, aby wszystkie Swiadczenia opieki zdrowotnej, jakie sg
udzielane przez publiczng stuzbe zdrowia, byly nieodptatne. Ustawodawca powinien
jednak - i jest to jego podstawowy obowigzek, ptyngcy z art. 68 - jednoznacznie ustalic,
ktére rodzaje Swiadczen sg dostepne bez koniecznosci ponoszenia dodatkowych
kosztéw (tzw. koszyk $wiadczen gwarantowanych), a ktére majg charakter
ponadstandardowy i wymagajg sfinansowania (czy dofinansowania) przez obywatela
(por. wyrok Trybunatu Konstytucyjnego K 14/03). Wskazany przepis daje zatem
ustawodawcy - w zaleznosci od aktualnego stanu finanséw publicznych - mozliwosé
wprowadzenia podziatu Swiadczen opieki zdrowotnej na takie, ktére beda nieodptatne,

czesciowo odptatne oraz w petni odptatne. Wazne jednak, aby podziat ten byt okreslony
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na poziomie ustawowym, z poszanowaniem zasad poprawnej legislacji (por. wyrok
Trybunatu Konstytucyjnego K 14/03).” (wyrok Naczelnego Sgdu Administracyjnego z
dnia 23 stycznia 2018 r., sygn. akt: Il GSK 1315/17).

Na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej zarejestrowanych i dostepnych jest wiele
produktéw leczniczych, ktore potencjalnie mogg ratowac zdrowie i zycie ludzkie, ktére to
produkty nie sg jednak objete dofinansowaniem ze strony pfatnika publicznego. W tym
znaczeniu rowniez leki sprowadzane z zagranicy w trybie art. 4 ustawy Prawo
farmaceutyczne nie stanowig systemu zupeilnego, a obowigzujgce przepisy prawa
wyznaczajg jedynie granice dotyczgce mozliwosci pokrycia kosztéw danego leku.
Przyjecie innej interpretacji, o koniecznosci refundowania wszystkich produktow we
wszystkich wskazaniach, grozitoby paralizem finanséw Panstwa i bytoby precedensem

na skale swiatowa.

Przepis art. 68 ust. 2 Konstytucji Rzeczypospolitej Polskiej mowi o rownym dostepie
obywateli do $wiadczen opieki zdrowotnej. Gwarancjg réwnosci w dostepie do
Swiadczeh sg w szczegolnosci wkasnie procedury, uregulowane przepisami prawa — w
niniejszej sprawie ustawg o refundacji, ustanawiajgce jednakowe dla wszystkich - i
niezalezne od sytuacji materialnej danej osoby - zasady ubiegania sie o udzielenie
Swiadczenia danego rodzaju. Z uwagi na ograniczone mozliwosci finansowe ptatnika
publicznego nie jest mozliwym, aby wszystkie Swiadczenia, jakie sg stosowane w danej

terapii, byly nieodptatne.

Od ponad trzech lat w Polsce ze srodkéw publicznych finansowane jest leczenie
rdzeniowego zaniku miesni dla catej populacji chorych na SMA. Od 1 stycznia 2019 r.
Minister Zdrowia objat refundacjg lek Spinraza (nusinersen) w ramach programu
lekowego ,Leczenie rdzeniowego zaniku miesni” w populacji przedobjawowych i
objawowych pacjentéw z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni 5q potwierdzonego
badaniem genetycznym. Powyzsze oznacza, ze od ponad trzech lat cata populacja
chorych jest zabezpieczona w skuteczne i bezptatne leczenie. W ocenie Srodowiska
medycznego wspomniany powyzej lek nusinersen (Spinraza) zapoczatkowat przetom w

leczeniu pacjentéw cierpigcych na SMA.

Od 1 wrzesnia refundacjg objeto dwie dodatkowe terapie — terapie genowg Zolgensma
(Onasemnogenum abeparvovecum ) oraz lek Evrysdi (rysdyplam). Wszystkie trzy leki

sg dostepne w ramach jednego zintegrowanego programu lekowego, i nhadal program



lekowy obejmie catg populacje oséb chorych na rdzeniowy zanik miesni. Obecnie brak
jest badan typu head-to-head, ktére bezposrednio poréwnywatyby skutecznos¢ terapii
genowej z dostepnymi, alternatywnymi metodami leczenia. W rezultacie, nie ma
podstaw naukowych do stwierdzenia wyzszo$ci terapii genowej nad technologiami
medycznymi dostepnymi w ramach programu B.102. Decyzja o kwalifikacji i wigczeniu
do programu lekowego i wytgczeniu chorego z programu, lezy w kompetencji lekarza
prowadzgcego terapie pacjenta. Lekarz kierujgc sie aktualng wiedzg medyczna,
korzystajgc z dostepnych metod diagnostyczno-terapeutycznych decyduje o

postepowaniu w okreslonym stanie klinicznym.

Whioskodawca przedktadajgc wnioski refundacyjne leku Zolgensma, wskazat, iz
sposréd  panstw  Unii  Europejskiej lub panstwach cztonkowskich Europejskiego

Porozumienia o Wolnym Handlu (EFTA), lek Zolgensma refundowany jest w:

e Austrii - zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego Zolgensma'

e Belgii - pacjenci z typem 1 SMA i przedobjawowi z nie wiecej niz 3 kopiami genu
SMN2, wiekiem ponizej 2 lat i masg ciata ponizej 13,5kg

e Chorwacji - pacjenci z typem 1 SMA oraz pacjenci z nie wiecej niz 3 kopiami
genu SMN2, wiekiem ponizej 2 lat i masg ciata pomiedzy 2,6kg a 13,5kg

e Czechach - zgodnie z ChPL, dla pacjentéw z masg ciata nie przekraczajgcg

13,5kg, ponizej 2 r.z.

¢ Danii - pacjenci przedobjawowi z nie wigcej niz 3 kopiami genu SMN2; pacjenci
z typem pierwszym ponizej 6 m.z. lub starsi, jesli nie tolerujg terapii
nusinersenem, ich masa ciata nie przekracza 13,5kg, oddychajg samodzielnie i
nie manifestujg ostabionego napiecia miesniowego

¢ Grecji - pacjenci przedobjawowi z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2; pacjenci
z typem 1 lub 2, ktérych masa ciata nie przekracza 14kg.

¢ Hiszpanii - pacjenci przedobjawowi z 2 kopiami genu SMN2 ponizej 6 tygodnia
zycia; pacjenci wczesniej nieleczeni z typem 1, ponizej 9 miesigca zycia i masa

ciata nie wiekszg niz 13,5kg

1 CHPL Zolgensma: Produkt Zolgensma jest wskazany do stosowania w leczeniu:

- pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) 5q z bialleliczng mutacjg
genu SMN1 i klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1; lub

- pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej niz 3
kopiami genu SMIN2.



e Holandii - pacjenci z typem pierwszym i przedobjawowi, z nie wiecej niz 3
kopiami genu SMN2.
e lIrlandii - pacjenci przedobjawowi z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2 lub

pacjenci z typem 1.

e Luksemburgu - pacjenci z typem 1 SMA i przedobjawowi z nie wiecej niz 3

kopiami genu SMN2, wiekiem ponizej 2 lat i masg ciata ponizej 13,5kg
¢ Niemczech - zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego Zolgensma

e Norwegii - pacjenci z przedobjawowi z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2;
pacjenci z typem 1 do 6 miesigca zycia lub do 18 miesigca zycia, jesli nie tolerujg

terapii nusinersenem.
e Portugalii - pacjenci z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMNZ2.

¢ Rumunii - pacjenci przedobjawowi z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2 lub

pacjenci z typem 1.
e Stowenii - zgodnie z Charakterystykg Produktu Leczniczego Zolgensma

e Wiloszech - pacjenci z typem pierwszym i masg ciata ponizej 13,5kg, pacjenci

przedobjawowi z nie wiecej niz 2 kopiami genu SMN2

Lek Zolgensma zostat objety finansowaniem w ramach Funduszu Medycznego ujetego
w ustawie z dnia 7 pazdziernika 2020 r. (Dz.U. z 2020 r. poz. 1875) o Funduszu
Medycznym, jako technologia lekowa o wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI).
Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji, TLI to technologia lekowa stosowana w
onkologii lub chorobach rzadkich, ktéra uzyskata pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
wydane przez Rade Unii Europejskiej lub Komisje Europejskg i ktéra zostata
umieszczona w wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (art.

2 pkt 24 b ustawy o refundac;ji).

Ustalenie poziomu innowacyjnosci technologii lekowych stosowanych w onkologii lub
chorobach rzadkich oraz ustalenie danych gromadzonych w rejestrze medycznym, w
tym miedzy innymi wskaznikow oceny efektywnosci terapii i oczekiwanych korzysci
zdrowotnych dokonywane jest przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji, zwanej dalej ,Agencjg”. Agencja ustala poziom innowacyjnosci oraz zasady
tworzenia wykazu, uwzgledniajgc wiedze z zakresu oceny technologii medycznych, w

szczegolnosci oczekiwane efekty zdrowotne, biorgc pod uwage miedzy innymi site
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interwenc;ji, jakos¢ danych naukowych, niezaspokojong potrzebe zdrowotng, wielkosé

populacji docelowej oraz priorytety zdrowotne.

Poziom innowacyjnosci technologii lekowych ustalany jest m. in. w oparciu o wskazniki
oceny efektywnosci terapii i oczekiwanych korzysci zdrowotnych wobec czego wybér
grupy docelowej jest niejako udzieleniem przez Wnioskodawce gwarancji efektywnosci
terapii. W ramach monitorowania leczenia przez okres 48 miesiecy od podania leku z
substancjg czynng onasemnogen abeparwowek podlega ocenie wg kryteriéw, ktére
umozliwig ewentualne stwierdzenie braku skutecznosci leczenia lub braku osiggniecia

kamieni milowych:
3) jako brak skutecznosci uznaje sie:

a) konieczno$¢ wigczenia statej wentylacji mechanicznej w okresie 48 miesiecy od dnia

podania leku, rozumianej jako:

- inwazyjna wentylacja poprzedzona wykonaniem zabiegu tracheostomii trwajgca przez
co najmniej 16 godzin dziennie, w sposob ciggty przez co najmniej 14 kolejnych dni (przy

braku ostrej, odwracalnej choroby i z wyjgtkiem wentylacji okotooperacyjnej),

- stafa wentylacja mechaniczna — nalezy udokumentowaé za pomocg 1 zdjecia
wykonanego w dniu stwierdzenia tego faktu oraz potwierdzi¢ kodem ICD-9: 31.29 w

dokumentacji medycznej pacjenta oraz w systemie rozliczeniowym NFZ.

b) utrate uzyskanych kamieni milowych rozwoju motorycznego w okresie 48 miesiecy od

podania leku.

Uzyskane kamienie milowe rozwoju motorycznego nalezy rozumiec¢ jako umiejetnoSci
zgodne z definicig WHO: samodzielne siedzenie, stanie bez podparcia, chodzenie bez
podparcia, zdobyte w okresie przed podaniem leku oraz w dowolnym czasie po podaniu
leku, a nastepnie utracone przez pacjenta w wyniku progresji choroby podstawowej
(SMA).

4) jako brak osiggniecia kamieni milowych rozwoju motorycznego (dotyczy pacjentow
przedobjawowych) uznaje sie:

a) nieuzyskanie umiejetnosci siedzenia bez podparcia przez co najmniej 10 sekund w
badaniu wykonanym metodg wg. WHO po osiggnieciu 12 miesigca zycia pacjenta i

potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po 15 miesigcu zycia pacjenta.



b) nieuzyskanie umiejetnosci stania bez podparcia przez co najmniej 10 sekund w
badaniu wykonanym metodg wg. WHO po osiggnieciu 20 miesigca Zycia pacjenta i

potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po 23 miesigcu Zycia pacjenta.

W tym miejscu trzeba nadmieni¢, ze w przypadku pojawienia sie nowych wynikéw badan

klinicznych, potwierdzajacych skutecznosc¢ terapii w _innych populacjach docelowych,

Whnioskodawca moze ubiegac sie o zmiane warunkéw refundacji. Wéwczas, wymagane

jest ztozenie odpowiedniego wniosku refundacyjnego wraz z peing dokumentacjg HTA

oraz optatami, w tym optatg za przygotowanie analizy weryfikacyjnej przez Agencje.

Nalezy rowniez dodac, ze zapisy programow lekowych uzgadniane sg kazdorazowo z
gronem specjalistéw klinicznych w odpowiedniej dziedzinie medycyny. W kwestii
przedmiotowego programu lekowego nie byto wyjatku. Zespot ekspertéw kilkukrotnie
opiniowat aspekty kliniczne programu lekowego B.102.FM., a jego ostateczny ksztatt
zostat zaakceptowany przez wszystkie strony uczestniczgce w procesie jego wdrazania,
w tym rowniez podmioty odpowiedzialne. Sukces wdrozonego programu lekowego
podkreslony zostat w stanowisku Zarzadu Gtéwnego Polskiego Towarzystwa
Neurologéw Dzieciecych opublikowanym 25 sierpnia 2022 r.2, w ktérym srodowisko

medyczne nie zgtasza zastrzezen do warunkéw kwalifikacji pacjentow:

»Kryteria wilgczenia pacjentow do programu lekowego byty szeroko dyskutowane przez
ekspertow neurologéw dzieciecych i neurologdow | oparte sg o dane naukowe
zaczerpniete z dostepnych badan i literatury przedmiotu. Program zostat skonstruowany

tak, aby wszyscy pacjenci byli objeci nalezng im opieka i nie pozostawieni bez leczenia.”

2 Zrédfo: https://ptnd.pl/aktualnosc/nowy-program-leczenia-sma (dostep 03.10.2022'r.)
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Objawy SMA zwykle nie sg widoczne w pierwszych miesigcach zycia dziecka, a
czynnikiem decydujacym o skutecznosci terapii jest czas do rozpoczecia leczenia, gdyz
najlepsze efekty przynosi terapia rozpoczeta zanim uwidocznig sie objawy choroby. Na

rys. ponizej przedstawiono etapy progresji w SMA typu I3,.

Progresja choroby w SMA typu |
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Naturalna progresja nieleczonej choroby

Rys. 1. Etapy progresji choroby w SMA typu | na podstawie komunikatu firmy Novartis

Zasadnicze znaczenie wczesnego rozpoznania choroby wypowiedziane zostato rowniez
przez Whnioskodawce, firme Novartis Poland Sp. z 0. 0. w komunikacie prasowym*

opublikowanym 22 sierpnia 2022 r.

,Bardzo sie ciesze, ze moge potwierdzi¢ decyzje o dostepie do leczenia terapig genowag
w Polsce, kolejnym kraju europejskim, ktory docenit warto$¢ tej terapii. Leczenie
zastosowane wczesnie, daje szanse na zapobieganie objawom choroby. Terapia
genowa naprawde staje sie nowym ztotym standardem opieki nad dzie¢mi cierpigcymi
na SMA. (...)

3 Zréd#o: https:
03.10.2022r.)
4 Zrédfo: https:
03.10.2022r.)

www.cowzdrowiu.pl/aktualnosci/post/wczesna-diagnoza-ma-zasadnicze-znaczenie-dla-chorych-na-sma (dostep

www.novartis.pl/news/terapia-genowa-w-leczeniu-sma-refundowana-w-polsce-od-1-wrzesnia-2022 (dostep



https://www.cowzdrowiu.pl/aktualnosci/post/wczesna-diagnoza-ma-zasadnicze-znaczenie-dla-chorych-na-sma
https://www.novartis.pl/news/terapia-genowa-w-leczeniu-sma-refundowana-w-polsce-od-1-wrzesnia-2022

Dzieki prowadzonym kompleksowym badaniom przesiewowym w kierunku SMA,
obejmujgcym catg populacje w ramach prowadzonego od 2021 roku programu
przesiewowego noworodkow, Polska jako jeden z nielicznych krajow na Swiecie moze
wdrozyc terapie genowg dla pacjentéw przedobjawowych, kiedy korzysé¢ z leczenia

jest najwyzsza.”

W tym miejscu nalezy rowniez podkresli¢ to, jak znaczaca role w wykrywaniu chorob
u najmtodszych pacjentéw ma Rzgdowy program badan przesiewowych noworodkéw w
Rzeczpospolitej Polskiej na lata 2019-2022. W ramach Programu prowadzone i
finansowane sg badania przesiewowe, ktére umozliwiajg wykrycie kilkudziesieciu choréb
wrodzonych. Wykrycie choréb i wprowadzenie wiasciwego leczenia zapobiegajg
zaburzeniom rozwoju iciezkiej niepetnosprawnosci intelektualnej i fizycznej
wykluczajgcej samodzielne funkcjonowanie osoby chorej w spoteczenstwie. Program
przesiewowy skierowany jest do wszystkich dzieci urodzonych w Rzeczpospolitej

Polskiej, bez wzgledu na narodowos¢ opiekundw prawnych oraz status ubezpieczenia.

Realizatorem tego programu jest Instytut Matki i Dziecka (IMID) w Warszawie. W ramach

programu prowadzone sg badania w kierunku zdiagnozowania m.in.:

e wrodzonej niedoczynnosci tarczycy (hipotyreozy);

o fenyloketonurii (PKU);

e mukowiscydozy (CF);

¢ rzadkich wad metabolizmu metodg MS/MS (grupa 24 chordb);
e wrodzonego przerostu nadnerczy;

o deficytu biotynidaz;

e rdzeniowego zaniku miesni (SMA).

Pacjenci poddani zostajg badaniom juz w pierwszych dobach Zzycia. Badania
przesiewowe SMA w ramach niniejszego programu polityki zdrowotnej, zostaty
zainicjowane w kwietniu 2021 w ramach pilotazu. Jednakze, od 28 marca 2022 r.
badania przesiewowe noworodkéw w kierunku SMA objety catg populacje. W efekcie,
mozliwym jest diagnozowanie noworodkéw chorych na SMA jeszcze przed

wystgpieniem objawow choroby i zastosowanie odpowiedniego leczenia.

Na zakonczenie, nalezy podkredli¢, iz resort zdrowia przyktada bardzo duzo uwagi

do probleméw pacjentéw cierpigcych na SMA, czego efektem sg systematycznie



wdrazane rozwigzania dla tej grupy chorych. Jednocze$nie, nalezy mie¢ na wzgledzie
zasobnos¢ budzetu Panstwa i ogrom potrzeb zdrowotnych polskich obywateli, ktéry
powoduje, ze nie sposob jest sprosta¢ oczekiwaniom wszystkich chorych. Jednakze,
dziatajgc w ramach obowigzujgcych przepisdéw oraz starannie rownowazgc interesy
wszystkich grup pacjenckich partycypujgcych w refundacji, a takze ktadgc szczegdlny
nacisk na dbanie o dyscypline finanséw publicznych, podejmowane sg wielokierunkowe
dziatania celem udostepniania pacjentom mozliwie najwiekszej liczby opcji
terapeutycznych. Przy czym, nalezy podkreslié, iz realizujgc polityke lekowg panstwa,
Minister Zdrowia kieruje sie zasadami medycyny opartej na dowodach naukowych
(EBM- Evidence - Based Medicine) oraz ocenie technologii medycznych (HTA — Health
Technology Assesment), co zapewnia przejrzystos¢ i racjonalno$¢ podejmowanych

decyzji o alokacji srodkéw publicznych.

Z powazaniem
z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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