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Warszawa, 04 lutego 2024

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 826 Pana Czestawa Hoca, Posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej, w sprawie dostepu do lekéw oséb chorych na
mukowiscydoze, tj. objecia refundacjg lekéw nowej generacji, czyli lekéw
przyczynowych - korektoréw i modulatoréw CFTR, zgodnie z kryteriami
rejestracyjnymi oraz ustalenia konkretnej i warunkowej kwalifikacji chorych na
mukowiscydoze w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii

lekowych (,RDTL”), Minister Zdrowia prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Wszelkie kwestie zwigzane z refundacja reguluje ustawa zdnia 12 maja2011r.0
refundacji lekow, sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U.z 2023 r. poz. 826, z pdzn. zm. ), zwana dalej

L2ustawg o refundac;ji”.

W mysl zapiséw ustawy o refundacji, objecie refundacjg produktu leczniczego jest
dokonywane w drodze decyzji administracyjnej, wydawanej przez Ministra
Zdrowia w oparciu o wniosek ztozony przez podmiot odpowiedzialny (producenta
leku, jego przedstawiciela lub importera) zgodnie z art. 24 ww. ustawy. Ztozony
whniosek musi zawieraé wszystkie elementy okreslone w art. 25 ustawy o
refundacji. Wniosek o objecie refundacjg nowej substancji czynnej lub nowego
wskazania dla danej substancji czynnej podlega ocenie przez Agencje Oceny

Technologii Medycznych i Taryfikacji.
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W kolejnym etapie postepowania catos¢ dokumentacji przekazywana jest Komisji
Ekonomicznej, ktéra prowadzi z wnioskodawcg negocjacje w zakresie ustalenia
ceny zbytu netto, poziomu odptatnosci oraz wskazania, w ktérym produkt ma by¢
refundowany. Dopiero dysponujgc rekomendacjg Prezesa Agencji oraz
stanowiskiem Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajac kryteria ujete w art. 12 ustawy
o refundacji, Minister Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badz odmowie objecia

refundacja produktu we wnioskowanym wskazaniu.

Na podstawie przepiséw art. 37 ustawy o refundacji Minister Zdrowia ogtasza, co
do zasady raz na 3 miesigce, w drodze obwieszczenia wykaz refundowanych lekéw,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego i wyrobéw

medycznych.

Zgodnie z trescig aktualnie obowigzujacego obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia
11 grudnia 2023 r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
obowigzujacego od 1 stycznia 2024 r., w ramach programu lekowego B.112. -
Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84), dostepne s3 dla pacjentéw

nastepujace schematy leczenia:
1) Kalydeco (iwakaftor) w monoterapii:

- leczenie chorych z potwierdzonym wystapieniem jednej z ponizej wymienionych
mutacji, w przynajmniej 1 allelu genu CFTR: mutacja bramkujaca genu CFTR (klasy
I): G551D, G1244F, G1349D, G178R, G5515, S1251N, $1255P, S549N lub S549R

u chorych w wieku 12 miesiecy i starszych,
2) Orkambi (lumakaftor /iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmnief 2 lat z potwierdzonym wystapieniem
mutacji F508del genu CFTR na obu allelach,

3) Symkevi (tezakaftor /iwakaftor) + Kalydeco (iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmniej 6 lat homozygotyczni pod wzgledem
mutacji F508del lub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del i majacy
Jjedng z nastepujacych mutacji genu CFTR: P67L, R117C, L206W, R352Q, A455E,
D579G, 711+3A— G, 59451, S977F, R1070W, D1152H, 2789+5G—A, 3272-
26A— Gi3849+10kbC—T,
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4) Kaftrio (eleksakaftor/tezakaftor /iwakaftor) + Kalydeco(iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmnief 12 lat homozygotyczni pod wzgledem
mutacji F508del genu CFTR lub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del z

mutacja o minimalnej wartosci funkcji (MF) genu CFTR.

Nalezy podkresli¢, ze firma Vertex ztozyta wnioski dotyczace objecia refundacja
leczenia skojarzonego Kaftrio + Kalydeco dla pacjentéw w wieku co najmniej 6 lat,
ktérzy maja co najmniej jedng mutacje F508del genu mukowiscydozowego
przezbtonowego regulatora przewodnictwa. Podmiot odpowiedzialny 20
pazdziernika 2023 r. zwrdcit sie do Ministra Zdrowia z wnioskiem o umorzenie ww.
postepowan, natomiast Minister Zdrowia, uwzgledniajgc zadanie strony, umorzyt
postepowania w dniu 26 pazdziernika 2023 r., tym samym koniczac procedure

administracyjna.

System refundacyjny w Polsce jest systemem wnioskowym, co oznacza
dobrowolnos$¢ Wnioskodawcy zaréwno w przystapieniu do postepowania (ztozenie
whiosku) jak i udziatu w nim (mozliwos¢ ztozenia w kazdej chwili pisma z prosbg o
umorzenie postepowania). Nalezy mie¢ na uwadze, ze w kazdej chwili firma moze
ztozy¢ do Ministra Zdrowia kolejny wniosek o objecie refundacjg swoich

produktéw.

Warto réwniez podkresli¢, iz catkowite wydatki na leki, refundowane w ramach

programu lekowego B.112. wynosity:

e 2021r.-2,7min zt(99% mniej nizw 2022r.);
o 2022r.-0k.246 minztdla895 pacjentéw;
e 2023r.w okresie styczen-pazdziernik (wtacznie)! - 441,4 min zt dla 1 051

pacjentéw.

W 2022 r.na 114 programow lekowych, w ktérych refundowane sg innowacyjne
leki w réznych schorzeniach zaréwno onkologicznych jak i nieonkologicznych,
program ten byt na 8. miejscu jesli chodzi o najwieksze wydatki na refundacje w

zakresie produktéw leczniczych finansowanych w ramach programéw lekowych.

Co takze bardzo istotne, wzrost wydatkéw w 2022 r. (rok do roku) na ten program

lekowy byt najwiekszy sposrod wszystkich programéw lekowych w historii polskiej

I MERL - Modut Eksploracji Rynku Lekow, najnowsze dane.
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refundacji. Wptyw na to miato objecie refundacjg w marcu 2022r. 3
innowacyjnych terapii w leczeniu chorych na mukowiscydoze, tj.: Kaftrio (w

skojarzeniu z Kalydeco), Symkevi (w skojarzeniu z Kalydeco) oraz Orkambi.

Nalezy takze podkresli¢ role Funduszu Medycznego w finansowaniu terapii
stosowanych w mukowiscydozie. Fundusz Medyczny to mechanizm finansowy
ustanowiony na mocy ustawy z dnia 7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym
(Dz.U.z2023r.poz. 1758,z pdzn. zm.), ktory powstat z inicjatywy Prezydenta RP,
we wspoétpracy z Ministrem Zdrowia. Jego celem jest poprawa zdrowia i jakosci

zycia Polakéw. Fundusz jest finansowany ze srodkéw publicznych.

W ramach Funduszu wyodrebniono 4 subfundusze, w tym subfundusz

terapeutyczno-innowacyjny dedykowany:

e finansowaniu $wiadczen opieki zdrowotnej udzielanych osobom do

ukonczenia 18 roku zycia,

e finansowaniu swiadczen opieki zdrowotnej udzielanych poza granicami

kraju,

¢ finansowaniu lekéw w ramach ratunkowego dostepu do technologii
lekowych (RDTL);

e finansowaniu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci
(TLI),

¢ finansowaniu technologii lekowych o wysokiej warto$ci klinicznej (TLK).

Na mocy art. 40a ust. 8 ustawy o refundacji, po zasiegnieciu opinii Rady
Przejrzystosci, Konsultantéw Krajowych z danej dziedziny medycyny oraz
Rzecznika Praw Pacjenta, Minister Zdrowia opublikowat jednorazows liste
technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej na podstawie wykazu

technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej przekazanego przez Agencje.

Celem utworzenia wykazu technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej
(TLK) byto udostepnienie pacjentom lekéw dotychczas dostepnych na rynku, lecz
nierefundowanych ze srodkéw publicznych. Zgodnie z zapisami ustawy o

refundacji technologia lekowa o wysokiej wartosci klinicznej to technologia lekowa,

ktéra:
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e uzyskata pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wydane przez Rade Unii
Europejskiej lub Komisje Europejskg od 1 stycznia 2017 r.do 31 grudnia
2019,

e dodniawydania decyzji o objeciu refundacja nie byta finansowana ze
srodkéw publicznych, z wyjatkiem finansowania w ramach ratunkowego
dostepu do technologii lekowej (RDTL);

e zostata umieszczona przez Agencje Oceny Technologii Medycznychii
Taryfikacji w wykazie technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej

przygotowanym jednorazowo.

Aby istotna klinicznie technologia lekowa zostata objeta refundacjg i zostata
ustalona dla niej cena zbytu netto, podmiot odpowiedzialny zobowigzany jest do
przetozenia wniosku o refundacje, o ktérym mowa w art. 24 ust. 1 pkt 1a) ustawy o
refundacji. Wszczecie procesu refundacyjnego jest wiec autonomiczng decyzja

podmiotu odpowiedzialnego.

Whiosek o objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto technologii lekowej o
wysokiej wartosci klinicznej rozpatruje sie w terminie 180 dni, 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.

Lista technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej zostata opublikowana 29

pazdziernika 2021 r. i zawiera nastepujace terapie stosowane w mukowiscydozie:

1. Kaftrio > Mukowiscydoza u oséb w wieku co najmniej 12 lat, z
homozygotyczng mutacjg F508del genu mukowiscydozowego
przezbtonowego regulatora przewodnictwa lub heterozygotyczna mutacja
F508del genu CFTR z minimalng wartoscig funkcji w schemacie leczenia
skojarzonego z iwakaftorem w dawce 150 mg w postaci tabletek;

2. Symkevi > Mukowiscydoza u oséb w wieku co najmniej 6 lat, z
homozygotyczng mutacjg F508del w skojarzeniu z iwakaftorem w dawce
150 mg w postaci tabletek;

3. Symkevi 2 Mukowiscydoza u oséb w wieku co najmniej 6 lat, z
heterozygotyczng mutacjg F508del i jedng z nastepujacych mutacji genu

mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa : P67L,
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R117C,L206W, R352Q, A455E,D579G, 711+3A—G, S945L, S977F,
R1070W, D1152H, 2789+5G—A, 3272-26A—G i 3849+10kbC—T w

skojarzeniu z iwakaftorem w dawce 150 mg w postaci tabletek.

Produkty lecznicze Kaftrio oraz Symkevi zostaty objete refundacjg w ramach
programu lekowego B.112. od 1 marca 2022 . i sg finansowane w ramach

Funduszu Medycznego.

Ponizej przedstawiono koszty lekéw stosowanych w mukowiscydozie i

finansowanych w ramach Funduszu Medycznego za caty 2023 rok:

Wartosé

Produkt TLK/TLI zrealizowanych
jednostek

Symkevi, Tezacaftorum + lvacaftorum,
Tabletki powlekane, 100 mg + 150 mg, 28
szt. TLK 45595 062,94 zt

Symkevi, Tezacaftorum + lvacaftorum,
Tabletki powlekane, 50 mg + 75 mg, 28 szt.

Kaftrio, lvacaftorum + Tezacaftorum +
Elexacaftorum, Tabletki powlekane, 75 mg TLK 329 805 284,94 zt
+ 50 mg + 100 mg, 56 szt.

SUMA 375400 347,88 zt

Odnoszac sie natomiast do kwestii ratunkowego dostepu do technologii lekowych
nalezy dodad, iz procedura RDTL, funkcjonujaca w obecnym ksztatcie od dnia 26
listopada 2020 r., dedykowana jest pacjentom, u ktérych w toku prowadzonego
leczenia wyczerpano dostepne opcje terapeutyczne finansowane ze srodkéw
publicznych w danym wskazaniu. Finansowaniu w ramach procedury RDTL
podlega¢ moga produkty lecznicze posiadajace pozwolenie na dopuszczenie do
obrotu wazne na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, ktore pozostajg w obrocie
lub sg dostepne na polskim rynku i ktére nie znajdujg sie na wykazie produktéw
leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL,

publikowanym cyklicznie przez Ministra Zdrowia.

Produkty lecznicze Kaftrio i Kalydeco podlegaty finansowaniu w ramach procedury
RDTL - zgodnie ze sprawozdaniem rocznym, przekazanym przez Narodowy

Fundusz Zdrowia, leczenie w ramach procedury RDTL prowadzone bytow 2023 .
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u 11 pacjentéw w wieku 6-12 lat; na leczenie tych pacjentéw przekazano ze

srodkéw Funduszu Medycznego okoto 5,2 min zt.

Nalezy jednoczesnie wskazad, ze od dnia 16 listopada 2023 r. (tj. wejscia w zycie
zapisow ostatniego wykazu produktéw leczniczych niepodlegajacych finansowaniu
w ramach procedury RDTL) produkty lecznicze Kaftrio oraz Kalydeco nie moga
podlegac finansowaniu w ramach procedury RDTL w terapii mukowiscydozy w
populacji pacjentéw wieku co najmniej 6 lat, homozygotycznych pod wzgledem
mutacji F508del w genie CFTR lub heterozygotycznych pod wzgledem w/w mutacji
z mutacjg o minimalnej wartosci funkcji genu CFTR. Przyczyna takiego stanu rzeczy
jest niespetnienie w toku postepowan o objecie refundacja i ustalenie ceny zbytu
netto, warunkow finansowych okreslonych w rekomendacji Prezesa Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nr 113/2022 z dnia 28 listopada 2022
r. (tj. pogtebienia instrumentu dzielenia ryzyka oraz zaproponowanie dodatkowego
mechanizmu podziatu ryzyka zabezpieczajacego budzet ptatnika), skutkujace
umorzeniem postepowan o objecie refundacja dla wskazanych powyzej lekéw na
whniosek podmiotu odpowiedzialnego. Obecnie leczenie z zastosowaniem
produktéw leczniczych Kaftrio i Kalydeco w ramach procedury RDTL jest dostepne
dla pacjentéw, ktérzy rozpoczeli leczenie z zastosowaniem w/w lekéw przed 16

listopada 2023 . i u ktérych istniejg uzasadnione przestanki do kontynuacji terapii.

Odnoszac sie do kwestii zwigzanych ze specyfika finansowania leczenia w ramach
procedury RDTL nalezy wskaza¢, ze procedura RDTL w swoich zatozeniach
dotyczy scisle okreslonych przypadkéw medycznych, w ktérych wyczerpano
wszystkie dostepne opcje terapeutyczne finansowane ze $Srodkéw publicznych w
danym wskazaniu. Tym samym procedura RDTL jest procedurg o charakterze
ekstraordynaryjnym, ktéra nie powinna zastepowa¢ funkcjonujacego obecnie
systemu refundacyjnego. Odnoszac sie do kwestii poszerzenia dostepnosci do
leczenia przyczynowego mukowiscydozy nalezy wskazaé, ze polski system
refundacyjny jest systemem wnioskowym, tj. wszczecie postepowania o objecie
refundacja i ustalenie ceny zbytu netto moze nastgpi¢ wytacznie na wniosek
podmiotu odpowiedzialnego lub jego przedstawiciela. W przypadku lekéw Kaftrio i
Kalydeco nalezy wskaza¢, ze podmiot odpowiedzialny zadeklarowat ztozenie
nowego wniosku o objecie refundacja i ustalenie ceny zbytu netto w ramach

rozszerzenia obecnie funkcjonujgcego programu lekowego leczenia
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mukowiscydozy. Jednoczesnie nalezy podkreslié, ze decyzja o ztozeniu wniosku o
objecie refundacja lub o nieubieganiu sie o refundacje danego leku, jak juz

wspomniano powyzej jest autonomiczng decyzjg podmiotu odpowiedzialnego.

Ustawa o refundac;ji naktada na ministra wtasciwego ds. zdrowia obowigzek
gospodarowania srodkami pochodzacymi ze sktadek obywateli w sposéb
racjonalny, tj. zapewniajgcy wszystkim obywatelom majacym zréznicowane
potrzeby zdrowotne sprawiedliwy dostep do skutecznych terapii. Podstawg tak
rozumianej sprawiedliwosci spotecznej jest podejmowanie decyzji dotyczacych
alokacji publicznych zasobdéw systemowych w oparciu o jednolite, powtarzalne i
przejrzyste kryteria stosowania wobec zréznicowanych potrzeb zdrowotnych
wielu grup pacjentéw. Przy tworzeniu wykazu refundowanych lekéw, srodkéw
medycznych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych,
uwzglednia sie wartos$¢ terapeutyczng leku, bezpieczenstwo jego stosowania oraz

koszt terapii.

Zwyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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