Minister Zdrowia

Warszawa, 26 sierpnia 2022

PLR.4504.912.2022.PT

Pan
Marcin Wigcek
Rzecznik Praw Obywatelskich

Szanowny Panie Rzeczniku,
w odpowiedzi na pismo nr V.7013.61.2022.ETP z 23 sierpnia 2022 r. w sprawie
warunkow refundacji terapii genowej stosowanej u pacjentow cierpigcych na SMA,

prosze o przyjecie ponizszych informaciji.

Kwestie zwigzane z refundacjg reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow

medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 463, z p6zn. zm.), zwana dalej ,ustawg o refundacji’.

Na mocy art. 37 przywotanej ustawy minister wtasciwy do spraw zdrowia ogtasza, raz na
dwa miesigce, w drodze obwieszczenia, wykazy refundowanych lekéw, $Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych w
stosunku do ktérych wydano decyzje o objeciu refundacjg — aktualne dostepne jest m.in.

na stronie internetowej Ministerstwa Zdrowia.

Od wrzesnia 2022 r. zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 22 sierpnia 2022
r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, $rodkdéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na 1 wrzesnia 2022 r. (Dz. Urz.
Min. Zdrow. poz. 90), produkt leczniczy Zolgensma finansowany bedzie w ramach

programu lekowego B.102.FM. Leczenie Chorych Na Rdzeniowy Zanik Miesni (ICD-10:
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Substancja

czynna

G12.0, G12.1).

Ponizej

zestawiono wszystkie dostepne dla pacjentdw opcje

terapeutyczne w ramach niniejszego programu lekowego od 1 wrzesnia 2022 r.

Nazwa postac i
dawka leku

Zawartosc
opakowania

Numer GTIN

Urzedowa
cena zbytu

Cena
hurtowa
brutto

Wysokos¢
limitu
finansowania

Program
lekowy

Poziom
odptatnosci

Wysokos¢ doptaty
Swiadczeniobiorcy

Spinraza, roztwér do

Nusinersenum S 1 fiol. 5ml | 05713219500975 | 325080,00 | 341334,00 341334,00 B.102.FM. | bezptatny 0
wstrzykiwan, 12 mg
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 ml
& . & O, + 2 fiol. 8,3 | 05397227701106 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 ml
g . 8 R, + 3 fiol. 8,3 | 05397227701137 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 ml
g . 8 IR, +4fiol. 8,3 | 05397227701168 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 ml
g . & A, +5fiol. 8,3 | 05397227701199 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 mi
& ) & s +6 fiol. 8,3 | 05397227702844 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 1fiol. 5,5 mi
g ) & R, +7 fiol. 8,3 | 05397227702875 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 2 fiol. 5,5 mi
& ) & o s +1fiol. 8,3 | 05397227701090 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwér do 2 fiol. 5,5 mi
& A & o s + 2 fiol. 8,3 | 05397227701120 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwér do 2 fiol. 5,5 mi
& . & o s +3fiol. 8,3 | 05397227701151 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 2 fiol. 5,5 mi
& . & I, +4fiol. 8,3 | 05397227701182 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml m
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 2 fiol. 5,5 mi
& . € . ! 13 + 5 fiol. 8,3 | 05397227702837 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 2 fiol. 5,5 ml
& . & . ! 3 + 6 fiol. 8,3 | 05397227702868 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do 2 fiol. 5,5 ml
& . & O, +7 fiol. 8,3 | 05397227702899 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny 0
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml ml




Onasemnogenum
abeparvovecum

2 fiol. 5,5 ml
+ 8 fiol. 8,3 | 05397227702905 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
ml

Zolgensma, roztwor do
infuzji, 2 x 10" vg/ml

Onasemnogenum
abeparvovecum

Zolgensma, roztwor do

R . 3 2 fiol. 8,3 ml | 05397227701083 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
infuzji, 2 x 10" vg/ml

Onasemnogenum
abeparvovecum

Zolgensma, roztwor do

. - 13 3 fiol. 8,3 ml | 05397227701113 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
infuzji, 2 x 10" vg/ml

Onasemnogenum

Zolgensma, roztwérdo | ¢ o 5 1 | 0539722770114 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny

abeparvovecum | infuzji, 2 x 10" vg/ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwdr do | ¢ ¢\ g 3 1 | 0539722770175 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwdr do | ¢ ¢\ g 3 1 | 05397227702820 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwdr do | ; ¢\ g 3 11 | 05397227702851 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwdr do | ¢ ¢\ g 3 11 | 0539722770282 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml
Onasemnogenum | Zolgensma, roztwor do | ¢ ¢ ¢ 31y | 05397227702912 | 9018000,00 | 9468900,00 | 9468900,00 | B.102.FM. | bezptatny
abeparvovecum infuzji, 2 x 10" vg/ml

Risdiplamum

Evrysdi, proszek do
sporzadzania roztworu | 1 but. po 80

doustnego, 0,75 ml
mg/ml

07613326029896 | 38475,23 40398,99 40398,99 B.102.FM. | bezptatny

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



https://sip.legalis.pl/document-view.seam?documentId=mfrxilrtg4ytknjvguyta

tym miedzy innymi wskaznikow oceny efektywnos$ci terapii i oczekiwanych korzysci
zdrowotnych dokonywane jest przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji, zwanej dalej ,Agencjg”. Agencja okresla populacje docelowg oraz
szczegbtowe warunki stosowania technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci. Agencja ustala poziom innowacyjnosci oraz zasady tworzenia wykazu,
uwzgledniajgc wiedze z zakresu oceny technologii medycznych, w szczegdlnosci
oczekiwane efekty zdrowotne, biorgc pod uwage miedzy innymi site interwenc;ji, jakosé
danych naukowych, niezaspokojong potrzebe zdrowotng, wielkos¢ populacji docelowej

oraz priorytety zdrowotne.

Minister Zdrowia po zasiegnieciu opinii Rady Przejrzystosci, konsultantow krajowych z
danej dziedziny medycyny oraz Rzecznika Praw Pacjenta, podjgt decyzje o
umieszczeniu leku Zolgensma na pierwszej liscie technologii o wysokim poziomie
innowacyjnosci na podstawie wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie

innowacyjnosci przekazanego przez Agencije.

Nalezy réwniez podkredli¢, iz refundacja lekéw (technologii lekowych o wysokiej
innowacyjnosci) ze srodkéw Funduszu Medycznego charakteryzuje sie odmienng
Sciezkg procedowania wzgledem trybu dla innych lekow wynikajgcego z ustawy o
refundacji. Aby technologia lekowa o wysokiej innowacyjnosci (TLI) zostata objeta
refundacjg i zostata ustalona dla niej urzedowa cena zbytu, wniosek taki przechodzi
procedure opisang w ustawie o refundacji dotyczgcg wnioskéow ztozonych w trybie
wynikajgcym z art. 24 ust.1 pkt. 1b ustawy o refundacji. Wniosek o objecie refundacjqg i
ustalenie urzedowej ceny zbytu technologii lekowej 0 wysokim poziomie innowacyjnosci
rozpatruje sie w krotszym terminie, z tym, ze w przypadku koniecznosci uzupetnienia
danych niezbednych do rozpatrzenia wniosku, bieg tego terminu ulega zawieszeniu do
dnia otrzymania uzupetnienia danych albo do dnia uptywu terminu uzupetnienia wniosku.
Whnioskodawcy wnioskujgc o refundacje w ftrybie TLI nie sg zobowigzani do
przedstawiania petnych analiz HTA. Ponadto, tryb TLI nie wymaga oceny
przeprowadzanej przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.
Przygotowanie Analizy Weryfikacyjnej przez AOTMIT podlega optacie okreslonej w art.
35 ust. 3 ustawy o refundacji, a wiec dla podmiotu odpowiedzialnego skfadajgcego

wniosek w trybie TLI oznacza to zwolnienie z ww. opfaty.

Odmiennie tez, w poréwnaniu do standardowej $ciezki, przedstawia sie proces

uzgadniania tresci programu lekowego.



Od wrzesnia br. technologia lekowa Zolgensma dostepna bedzie w ramach programu
lekowego B.102.FM. LECZENIE CHORYCH NA RDZENIOWY ZANIK MIESNI (ICD-10:
G12.0, G12.1). Program lekowy to swiadczenie gwarantowane, w ramach ktérego
stosowane jest leczenie z zastosowaniem innowacyjnych i kosztownych substancji
czynnych, ktére nie sg finansowane w ramach innych swiadczeh gwarantowanych.
Leczenie jest prowadzone w wybranych jednostkach chorobowych i obejmuje Scisle

zdefiniowang trescig programu grupe pacjentéw.

W opisie programu lekowego wyszczegodlnione sg elementy takie, jak:
e kryteria kwalifikacji do programu
e kryteria uniemozliwiajgce kwalifikacje do programu
e schemat dawkowania lekow
e lista badan wykonywanych przy kwalifikacji pacjenta do leczenia oraz podczas
monitorowania jego przebiegu
e sposob dokumentowania przebiegu leczenia

e kryteria wytgczenia z programu lekowego.

Warunkiem wiaczenia do programu lekowego jest spetnienie kryteriow kwalifikacji
zawartych w jego opisie jak i wykluczenie czynnikéw wytgczajgcych. W tym miejscu
nalezy wskazac, ze decyzja o kwalifikacji i wtgczeniu do programu lekowego i wytgczeniu
chorego z programu, lezy w kompetencji lekarza prowadzgcego terapie pacjenta. Lekarz
kierujgc sie aktualng wiedzg medyczng, korzystajgc z dostepnych metod diagnostyczno-
terapeutycznych decyduje o postepowaniu w okreslonym stanie klinicznym.
Obowigzujgcy od wrzesnia br. program lekowy B.102.FM. umozliwia terapie lekiem

Zolgensma pacjentom, ktérzy spetnili tgcznie wszystkie ponizsze kryteria kwalifikacji:

1) pacjenci przedobjawowi i objawowi z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni
(SMA) 5q z bialleliczng mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu SMN2
badani w ramach Rzgdowego Programu Badan Przesiewowych Noworodkéw w

Polsce lub prenatalnie w Polsce;
2) wiek do 6 miesigca zycia (<180 dni) w momencie podania leku;
3) zachowana zdolno$¢ potykania w ocenie lekarza kwalifikujgcego;
4) ocena w skali CHOP — INTEND powyzej 12 punktéw w momencie podania leku;
5) posiadanie aktualnych informacji o szczepieniach obowigzkowych;

6) brak jakiegokolwiek wczes$niejszego leczenia z powodu SMA, w tym:



a) brak wczesniejszego leczenia z wykorzystaniem substancji czynnej nusinersen

lub rysdyplam w ramach niniejszego programu lekowego;
b) brak wczes$niejszego leczenia SMA w ramach badan klinicznych;
c) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach programéw wczesnego dostepu;
d) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach innego sposobu finansowania
terapii;
7) swiadoma zgoda rodzicéw lub opiekunow prawnych pacjenta na warunki programu

lekowego oraz harmonogram wizyt.

Agencja przygotowujgc opracowanie analityczne oceny technologii w ramach Funduszu
Medycznego dotyczace produktu Zolgensma, opierata sie na dostepnych wéwczas
badaniach rejestracyjnych: AVXS-101-CL-303", AVXS-101-CL-1012, AVXS-101-LT-
0013 (badanie obserwacyjne do badania zostali wigczeni pacjenci, ktérzy otrzymali lek
Zolgensma w badaniu klinicznym AVXS-101-CL-101, genowej terapii zastepczej w SMA
typu 1), AVXS-101-CL-304%. Kryterium wiekowe wynika bezposrednio z gtéwnego
badania rejestracyjnego leku Zolgensma AVXS-101-CL-303, w ktérym to jednym z
kryteriéw wigczenia do badania byt wiek pacjentéw od 0,5 do 5,9 miesiecy (< 6 miesiecy).
Niemniej jednak, w kazdym z ww. badan rejestracyjnych produktu lekowego Zolgensma
jednym z gtéwnych kryteriow kwalifikacji do badania byto kryterium wiekowe, a nie masa

ciata uczestnika.

W rozdziale dotyczgcym skutecznosci i bezpieczehstwa leczenia charakterystyki

produktu leczniczego Zolgensmab®, przytaczane sg wyniki badania:

e AVXS-101-CL-303, badanie lll fazy u pacjentow z SMA typu 1 — gdzie Sredni
wiek 22 pacjentéw w czasie leczenia wyniést 3,7 miesigca (od 0,5 do 5,9
miesiecy).

e  AVXS-101-CL-302, badanie Il fazy z udziatem pacjentéw z SMA typu 1 — gdzie
Sredni wiek 33 pacjentéw w momencie leczenia wynosit 4,1 miesigca (zakres od

1,8 do 6,0 miesiecy).

L Zrédto: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03306277 2term=NCT03306277&draw=2&rank=1 (dostep 25.08.2022r.)
2 Zrédfo: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT021229522term=NCT02122952&draw=2&rank=1 (dostep 25.08.2022r.)
3 Zrédfo: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03421977 2term=NCT03421977&draw=2&rank=1 (dostep 25.08.2022 r.)
4 Zrédfo: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03505099 ?term=NCT035050998&draw=2&rank=1 (dostep 25.08.2022 r)

5 Zrédfo: https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/zolgensma-epar-product-information_pl.pdf (dostep

25.08.2022r.)



https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03306277?term=NCT03306277&draw=2&rank=1
https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT02122952?term=NCT02122952&draw=2&rank=1
https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03421977?term=NCT03421977&draw=2&rank=1
https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03505099?term=NCT03505099&draw=2&rank=1
https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/zolgensma-epar-product-information_pl.pdf

e AVXS-101-CL-304, badanie fazy Il u pacjentow z SMA przed pojawieniem sie
objawéw choroby — gdzie oceniany lek podawano noworodkom w wieku do 6

tygodni przed pojawieniem sie objawdw choroby.

Badania lll fazy stanowig ostateczne potwierdzenie skutecznosci i bezpieczenstwa
badanej technologii w stosunku do populacji docelowej. Wyniki tych badan stanowig
podstawe rejestracji produktow leczniczych stosowanych u ludzi, a w przypadku
przedmiotowej terapii genowej byly to badania przeprowadzane na populacji we
wczesnym wieku. Europejska Agencja Lekéw (European Medicines Agency) w swoim
raporcie EPAR (European Public Assessment Report) oceniajgcym produkt leczniczy

Zolgensmab®, réwniez podkreslita wspomniane powyzej kryterium wiekowe.

Nalezy mie¢ réwniez na uwadze, iz zapisy programow lekowych uzgadniane sg
kazdorazowo z gronem specjalistow klinicznych w odpowiedniej dziedzinie medycyny.
W kwestii przedmiotowego programu lekowego nie byto wyjatku. Zespodt ekspertéw
kilkukrotnie opiniowat aspekty kliniczne programu lekowego B.102.FM., a jego
ostateczny ksztalt zostat zaakceptowany przez wszystkie strony uczestniczgce w

procesie jego wdrazania, w tym rowniez podmiot odpowiedzialny.

Niezaleznie od powyzszego, od wrzednia 2022 r. pacjenci, ktérzy nie zostang
zakwalifikowani do leczenia wspomniang terapig genowg nie pozostajg bez mozliwosci
skutecznego leczenia. Jak wskazano w stanowisku Polskiego Towarzystwa Neurologéw
Dzieciecych oraz Fundacji SMA’, ,nieprawda jest, ze jakiemukolwiek dziecku choremu
na SMA w Polsce grozi smier¢”, przez wzglad na dostep do nowoczesnego leczenia
nusinersenem w petni finansowanego z budzetu panstwa od 2019 r. Zaznaczono
wowczas, iz wiekszos¢ dzieci, dla ktérych prowadzone sg zbiorki na lek Zolgensma,
wykazuje bardzo dobrg odpowiedz na leczenie prowadzone z uzyciem refundowane;j
technologii. Jednoczes$nie, stanowisko wskazato na brak dowoddéw przemawiajgcych za
przewaga terapii genowej nad nusinersenem, a takze poruszona zostata kwestia dziatan
niepozgdanych i ustalonych w zwigzku z tym ograniczeh dotyczgcych stosowania terapii
genowej. W Swietle powyzszego, wszyscy pacjenci w Polsce majg dostep do

finansowanej ze $srodkéw publicznych, skutecznej terapii rdzeniowego zaniku miesni.

6 Zrédio: https://www.ema.europa.eu/en/documents/assessment-report/zolgensma-epar-public-assessment-report_en.pdf
(dostep 25.08.2022 r.)

7 Wspdine stanowisko Polskiego Towarzystwa Neurologéw Dzieciecych oraz Fundacji SMA w sprawie leczenia
genowego w rdzeniowym zaniku migéni; Gdarisk / Warszawa, 10 pazdziernika 2020 r.



https://www.ema.europa.eu/en/documents/assessment-report/zolgensma-epar-public-assessment-report_en.pdf

Od wrzesnia br. poza wigczeniem do finansowania ze srodkéw publicznych produktu
Zolgensma, udostepniono nowg, dodatkowg opcje terapeutyczng dla pacjentéw
cierpigcych na SMA — rysdyplam (lek Evrysdi). Lek ten ma posta¢ roztworu do podania
doustnego, ktéry przyjmuje sie raz dziennie. Poniewaz lek podawany jest doustnie, a z
rdzeniowym zanikiem miesni u czesci chorych wigze sie ze znaczgcym skrzywieniem
kregostupa, doustna droga podania jest preferowana u chorych, u ktérych naktucie
ledzwiowe moze by¢ trudne do wykonania lub przeciwwskazane. W zwigzku z tym, do
leczenia rysdyplamem w ramach programu lekowego B.102.FM. kwalifikowani sag
pacjenci w wieku 2 miesiecy i starsi z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub
typu 3 lub pacjenci posiadajacy od jednej do czterech kopii genu SMN2, u ktérych

stwierdzone zostaty przeciwwskazania do leczenia nusinersenem.

Warto réwniez podkresli¢, iz od ponad trzech lat w Polsce ze $rodkéw publicznych
finansowane jest leczenie rdzeniowego zaniku miesni, gdyz 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 miedni 5q
potwierdzonego badaniem genetycznym. PowyZzsze 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.

W tym miejscu nalezy rowniez podkresli¢ to, jak znaczacg role w wykrywaniu choréb
u najmtodszych pacjentdw ma Rzadowy 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 wtasciwego 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 narodowosc¢ opiekunéw 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);



o mukowiscydozy (CF);

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

e deficytu biotynidaz;

e rdzeniowego zaniku miesni (SMA).

Pacjenci poddani zostajg padaniom juz w pierwszych dobach zycia. 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 noworodkoéw w kierunku SMA objety catg populacje. Zgodnie z
najnowszymi informacjami przekazanymi przez Narodowy Fundusz Zdrowia, od
poczatku wdrozenia badanh przesiewowych ukierunkowanych na SMA — kwiecien 2021,
zdiagnozowano 38 noworodkéw z SMA na 281 817 zbadanych noworodkow. W efekcie,
mozliwym jest diagnozowanie noworodkéw chorych na SMA jeszcze przed

wystgpieniem objawow choroby i zastosowanie odpowiedniego leczenia.

Ministerstwo Zdrowia w ostatnim czasie w znacznym stopniu wspiera polskich pacjentow
cierpigcych na choroby rzadkie, gwarantujgc im dostep do innowacyjnych i kosztownych
terapii w ramach finansowania ze srodkéw publicznych. Najlepszym wyznacznikiem
powyzszego sg statystyki za pierwsze potrocze roku 2022 r. obejmujgce obwieszczenia
nr61, 62 i 63, gdzie sposrod 46 nowych czgsteczko-wskazan, az 20 dotyczyto wskazan
w chorobach rzadkich. Niewatpliwie warto réwniez podkresli¢, iz ostatnio opublikowane
obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 22 sierpnia 2022 r., w znacznym stopniu
dotyczytlo nowych czgsteczko-wskazan Ilub nowych technologii medycznych
wykorzystywanych w chorobach rzadkich utrzymujgc tendencje z pierwszego pétrocza.
Poza wspomniang terapig genowg Zolgensma i doustnym lekiem Evrysdi stosowanym
u chorych na SMA, na nowym wykazie uwzglednione zostaty: dwie nowe terapie w
leczeniu lekoopornej gruzlicy — lek Dovprela i Sirturo, terapia odczulajgca
wykorzystywana u wysoko immunizowanych biorcow przeszczepu nerki — lek Idefirix, a
takze nowe terapie i czgsteczko-wskazania w leczeniu chorych na ostrg biataczke
szpikowg. Wszystkie wspomniane powyzej terapie dotyczyly wskazan w chorobach
rzadkich, jednocze$nie obwieszczeniem wrzesniowym zamkniete zostaty prace nad
refundacjg lekéw z pierwszej listy technologii lekowych o wysokim poziomie

innowacyjnosci — od wrzesnia br. wszystkie bedg refundowane.



Na zakonczenie, nalezy podkresli¢, iz resort zdrowia przyktada bardzo duzo uwagi
do probleméw pacjentow cierpigcych na SMA, czego efektem sg systematycznie
wdrazane rozwigzania dla tej grupy chorych. Jednoczesnie, nalezy mie¢ na wzgledzie
zasobno$¢ budzetu Panstwa i ogrom potrzeb zdrowotnych polskich obywateli, ktory
powoduje, ze nie sposéb jest sprostac oczekiwaniom wszystkich chorych. Jednakze,
dziatajgc w ramach obowigzujgcych przepisdow oraz starannie rownowazgc interesy
wszystkich grup pacjenckich partycypujgcych w refundacji, a takze ktadgc szczegdlny
nacisk na dbanie o dyscypline finanséw publicznych, podejmowane sg wielokierunkowe
dziatania celem udostepniania pacjentom mozliwie najwiekszej liczby opciji
terapeutycznych. Przy czym, nalezy podkre$li¢, 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
Zz upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu
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