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Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na zapytanie nr 542 Pani Barbary Okuty, Postanki na Sejm Rzeczypospolitej
Polskiej oraz grupy Postow na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej w sprawie zatwierdzenia
badan klinicznych nad lekiem Ravicti i pézniejszej refundacji tego leku, Minister Zdrowia

prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Wskazuje, iz zgodnie z art. 2 ust. 1 pkt 4 ustawy z dnia 18 marca 2011 r. o Urzedzie
Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw Biobdjczych (Dz.U.
22023 r.poz. 1223), Prezes Urzedu (dalej jako ,Prezes UR") jest organem wtasciwym w

sprawach zwigzanych z badaniami klinicznymi produktéw leczniczych.

Zgodnie z przepisami zgode na prowadzenie badania klinicznego wydaje sie na wniosek
sponsora. Tym samym, Prezes UR proceduje postepowania w zakresie wydania zgody na
prowadzenie badania klinicznego, zgodnie z wymaganiami i w terminach narzuconych przez
przepisy szczegotowe tj. Rozporzadzenie Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) nr
536/2014 z dnia 16 kwietnia 2014 r. w sprawie badan klinicznych produktéw leczniczych
stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE oraz ustawe z dnia 9 marca
2023 r. o badaniach klinicznych produktéw leczniczych stosowanych u ludzi (Dz.U. poz.
605). Wskazana procedura kazdorazowo rozpoczyna sie ztozeniem przez sponsora wniosku
o pozwolenie na badanie kliniczne. Zaréwno wniosek, jak i dotaczona do niego
dokumentacja, powinny spetnia¢ wymagania okreslone w przepisach ww. aktéw prawnych.
Stwierdzi¢ nalezy, ze w odniesieniu do badania klinicznego nad produktem leczniczym
Ravicti wniosek, o ktorym mowa powyzej nie zostat ztozony. W przypadku jego ztozenia
zostanie on oceniony na podstawie oméwionych przepiséw i w trybie przewidzianym dla

postepowania prowadzonego w sprawie wydania pozwolenia na badanie kliniczne.
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Wskazane regulacje uniemozliwiajg Prezesowi Urzedu dziatanie z urzedu w ww. sprawie, tj.

bez stosownego wniosku sponsora.

Jednoczesnie, zgodnie z informacjami pozyskanymi z Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw Biobdjczych informuje, ze jedynym
badanie klinicznym dla ktérego do Prezesa Urzedu zostat ztozony wniosek o rozpoczecie
badania klinicznego, odnoszacy sie do substancji czynnej fenylomasian glicerolu byt
whniosek dla badania klinicznego o numerze protokotu A35-011 pt. ,Otwarte badanie
kontynuacyjne fazy Illb oceniajace bezpieczeristwo i tolerancie AMX0035 przez okres do
108 tygodni u dorostych uczestnikow ze stwardnieniem zanikowym bocznym wtaczonych
uprzednio do badania A35-004 (PHOENIX) ztozony przez sponsora Amylyx
Pharmaceuticals Inc., USA. Badanie po pozytywnym zaopiniowaniu wniosku zgodnie z
trescig art. 371 ust. 5 ustawy Prawo Farmaceutyczne w dn. 15.02.2023 r. zostato wpisane do

Centralnej Ewidencji Badan Klinicznych pod numerem DBL.474.89.2023.

Odnoszac sie do zagadnienia obejmujacego potencjalng refundacje leku Ravicti, kwestie
zwigzane z refundacja reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.

22023 r.poz.826 z pdzn. zm.), zwana dalej ,ustawg o refundacji”.

W mysl zapiséw ustawy o refundacji, objecie refundacja produktu leczniczego w
okreslonym wskazaniu jest dokonywane w drodze decyzji administracyjnej, wydawanej
przez Ministra Zdrowia w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny.
Ztozony wniosek musi zawiera¢ 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 (AOTMIT, Agencja). W kolejnym etapie postepowania cato$¢ dokumentacji
przekazywana jest Komisji Ekonomicznej, ktéra prowadzi z wnioskodawca negocjacje w
zakresie ustalenia ceny zbytu netto, instrumentéw dzielenia ryzyka oraz wskazania, w
ktérym produkt ma by¢ refundowany. Dopiero dysponujac rekomendacjg Prezesa Agencji
oraz stanowiskiem Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajac kryteria ujete w art. 12 ustawy o
refundacji, Minister Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu bagdZz odmowie objecia refundacja

produktu we wnioskowanym wskazaniu.

Aktualnie produkt leczniczy Ravicti jest refundowany w ramach programu lekowego B.140.
LECZENIE WSPOMAGAJACE ZABURZEN CYKLU MOCZNIKOWEGO (ICD-10: E72.2),w
ktérym leczeni sg pacjenci z zaburzeniem cyklu mocznikowego potwierdzone badaniem
enzymatycznym, biochemicznym lub genetycznym, obejmujace: niedobér syntetazy

karbamoilofosforanowej | lub karbamoilotransferazy ornitynowej lub syntetazy
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argininobursztynianowej lub liazy argininobursztynianowej lub arginazy | lub translokazy
ornitynowe;j (tzw. zesp6t HHH tj. hiperamonemia-hiperornitynemia-homocytrulinuria),
ktérych nie mozna skutecznie leczy¢ tylko poprzez ograniczenie spozycia biatka lub

suplementacje aminokwasoéw.

W celu implementacji populacji objetej badaniem klinicznym w programie lekowym,
podmiot odpowiedzialny w pierwszej kolejnosci musi zarejestrowac nowe wskazanie
kliniczne po ukonczeniu badania rejestracyjnego, a nastepnie ztozy¢ odpowiedni wniosek o
objecie refundacja i ustalenie ceny zbytu netto oraz przejs¢ procedure refundacyjna,
opisang powyzej. Minister Zdrowia, biorgc pod uwage wszystkie kryteria ustawowe,

podejmie decyzje o objeciu badZ odmowie objecia refundacja przedmiotowego leku.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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