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Warszawa, 17 lipca 2024

Pan
Szymon Hotownia

Marszatek Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

W odpowiedzi na interpelacje nr 3573 zdnia 1 lipca 2024 r. Pani Matgorzaty Pepek, Postanki
na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, dotyczaca mozliwosci refundacji leku Voxzogo,
stosowanego w terapii achondroplazji, Minister Zdrowia uprzejmie informuje co nastepuje.
Produkt leczniczy Voxzogo, zawierajacy substancje czynna wozorytyd, w dniu 26 sierpnia
2021 r. uzyskat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terytorium Unii Europejskiej,
poczatkowo w leczeniu pacjentow w wieku 2 lat i powyzej, u ktérych uzyskano
potwierdzenie diagnozy achondroplazji i u ktorych nasady kosci dtugich nie zostaty
zamkniete; w listopadzie 2023 r. dolna granica wieku do stosowania leku Voxzogo ulegta
obnizeniu do 4 miesiecy.

Produkt leczniczy Voxzogo nie byt nigdy przedmiotem finansowania ze srodkéw publicznych
w ramach refundacji systemowej. Nalezy jednoczesnie wskaza¢, ze do 16 sierpnia 2023 r.
istniata mozliwos$¢ ubiegania sie o pokrycie kosztéw terapii z zastosowaniem leku Voxzogo
w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych (,RDTL”). W ramach tej
procedury mozliwe jest wydanie zgody na pokrycie kosztéw leku na potrzeby pacjenta, u
ktérego w toku dotychczasowej terapii zostaty wyczerpane dostepne metody leczenia
finansowane ze srodkéw publicznych w danym wskazaniu. Finansowaniu w ramach
procedury RDTL podlega¢ mogg produkty lecznicze posiadajgce pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu wazne na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, pozostajace w
obrocie lub dostepne na polskim rynku, ktére nie znajdujg sie na wykazie produktéw
leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL, publikowanym
regularnie przez Ministra Zdrowia. Niespetnienie warunkéw wskazanych powyzej, jak
rowniez zaistnienie okolicznosci, o ktérych mowa w art. 47f ust. 3 pkt 1-4 ustawy z dnia 27
sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych
(Dz.U.z 2024 r. poz. 146,z pdzn. zm.), tj.:

1. nieztozenie przez podmiot odpowiedzialny (lub jego przedstawiciela) wniosku
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o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu w terminie wskazanym przez Ministra
Zdrowia;

2. umorzenie postepowania o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu;

3. wydanie przez Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
rekomendacji, w ktérej objecie refundacjg danej substancji czynnej w danym
wskazaniu uznaje sie za niezasadne;

4. wydanie przez Ministra Zdrowia decyzji o odmowie objecia refundacja i ustalenia
urzedowej ceny zbytu dla danej substancji czynnej w danym wskazaniu

- skutkuje brakiem mozliwosci finansowania danego produktu leczniczego w ramach
procedury RDTL i umieszczeniem go na wymienionym wyzej wykazie.

Produkt leczniczy Voxzogo znajduje sie na wykazie produktéw leczniczych niepodlegajacych
finansowaniu w ramach procedury RDTL od dnia 9 sierpnia 2023 r. Powyzsze oznacza, ze od
dnia 16 sierpnia 2023 r. (data wejscia w zycie wskazanego powyzej wykazu) nie jest mozliwe
finansowanie leczenia w ramach procedury RDTL w ramach pierwotnego wskazania
rejestracyjnego (tj. pacjentéw w wieku 2 lat i starszych z potwierdzona achondroplazja, u
ktorych nasady kosci dtugich nie zostaty zamkniete) w sytuacji wdrazania leczenia.
Jednoczes$nie nalezy wskazad, ze mozliwo$é terapii z zastosowaniem leku Voxzogo w ramach
procedury RDTL pozostaje zachowana dla pacjentéw, ktérzy rozpoczeli leczenie
z zastosowaniem w/w leku przed dniem 16 sierpnia 2023 r. i u ktérych istnieja uzasadnione
przestanki do kontynuacji terapii (tj. udokumentowana skuteczno$c¢ terapii). Ponadto nalezy
wskazaé, ze mozliwos¢ finansowania leku Voxzogo w ramach procedury RDTL pozostaje
otwarta dla pacjentéw w przedziale wiekowym 4 miesigce - 2 lata.

Odnoszac sie do kwestii mozliwosci finansowania leku Voxzogo ze srodkéw publicznych,
Minister Zdrowia uprzejmie informuje, ze dziatania w przedmiocie udostepnienia leku
polskim pacjentom w ramach mechanizmu refundacji systemowej zostaty podjete juz w maju
2022 r., kiedy to Minister Zdrowia umiescit lek Voxzogo na liscie technologii lekowych o
wysokim poziomie innowacyjnosci. Powyzsze oznaczato, ze podmiot odpowiedzialny do dnia
publikacji kolejnej listy (co nastgpito w dniu 30 czerwca 2023 r.) miat mozliwos$¢ wystapienia
z wnioskiem o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu w éwczesnym wskazaniu
rejestracyjnym w ramach sciezki refundacyjnej dedykowanej nowoczesnym, innowacyjnym
technologiom medycznym. Sciezka ta przewiduje m.in. brak optat za wniesienie wniosku o
objecie refundacja, brak optat za sporzadzenie analizy technologii medycznej, ponadto
termin na wydanie rozstrzygniecia przez Ministra Zdrowia jest znacznie skrécony (60 dni od
daty ztozenia wniosku). Podmiot odpowiedzialny do dnia 30 czerwca 2023 r. nie zdecydowat
sie jednak na ztozenie wniosku o objecie refundacjg leku Voxzogo. Ponadto nalezy wskazaé,

ze Minister Zdrowia jeszcze dwukrotnie wzywat podmiot odpowiedzialny do ztozenia

telefon: +48 2225001 46 ul. Miodowa 15
adres email: kancelaria@mz.gov.pl 00-952 Warszawa

www.gov.pl/zdrowie


mailto:kancelaria@mz.gov.pl
https://www.gov.pl/zdrowie

wniosku o objecie refundacjg leku Voxzogo, jednak za kazdym razem nie uzyskiwat
odpowiedzi.

W zwigzku z licznymi prosbami indywidualnych pacjentéw, jak réwniez organizacji i
stowarzyszen pacjenckich, w dniu 5 lutego 2024 r. Minister Zdrowia zwrdcit sie z prosbhg do
podmiotu odpowiedzialnego o mozliwos¢ spotkania celem oméwienia mozliwosci refundacji
leku Voxzogo w ramach refundacji systemowej. Podmiot odpowiedzialny odpowiedziat
pozytywnie na prosbe Ministra Zdrowia i w kwietniu 2024 r. odbyty sie dwa spotkania, w
ramach ktérych podmiot odpowiedzialny wstepnie zadeklarowat che¢ ztozenia wniosku o
objecie refundacja leku Voxzogo.

Niezaleznie od powyzszego Minister Zdrowia podkresla, ze obowigzujacy w Polsce system
refundacji lekéw opiera sie na mechanizmie wnioskowym, tj. wszczecie postepowania o
objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu moze nastapi¢ wytacznie w sytuacji
przedtozenia przez podmiot odpowiedzialny (lub jego przedstawiciela) stosownego wniosku.
Dopiero w sytuacji ztozenia wniosku uruchamiane jest wtasciwe postepowanie, na ktére
sktadajg sie m.in. etapy szacowania wielkosci populacji docelowej, ocena technologii
medycznej, negocjacje cenowe oraz etap rozstrzygniecia postepowania. Rozstrzygniecie
postepowania nastepuje w drodze decyzji administracyjnej, w oparciu o materiat
zgromadzony w toku postepowania o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu (w
tym rowniez w oparciu o dowody naukowe i opinie ekspertéw klinicznych). W sytuacji
wydania przez Ministra Zdrowia decyzji o objeciu refundacja danej technologii medycznej,
lek udostepniany jest wszystkim pacjentom, ktérzy spetniajg kryteria kwalifikacji do terapii,
co jest sytuacjg odmienng do tej majacej miejsce w ramach procedury RDTL (w ktorej
leczenie ma charakter zgody na potrzeby indywidualnego pacjenta).

Minister Zdrowia zaznacza jednocze$nie, ze decyzja o ztozeniu przez podmiot
odpowiedzialny wniosku o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu dla danego
leku w danym wskazaniu jest autonomiczng decyzjg podmiotu odpowiedzialnego. Z
powyzszych wzgledéw nie jest mozliwe okreslenie, czy kiedy i w jakim zakresie terapia
achondroplazji z zastosowaniem leku Voxzogo zostanie udostepniona polskim pacjentom w

ramach mechanizmu systemowej jego refundacji.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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