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Warszawa, 03 sierpnia 2024

Pan
Szymon Hotownia

Marszatek Sejmu

Szanowny Panie Marszatku,
w odpowiedzi na interpelacje nr 3825, postanki na Sejm RP Pani Moniki
Wielichowskiej, dotyczacej dostepu do terapii dla pacjentéw chorujacych na

hipofosfatazje, Minister Zdrowia prosi o przyjecie ponizszego.

Kwestie zwigzane z refundacja poszczegdlnych technologii lekowych reguluje
ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z

2024 r. poz. 930, z pézn. zm.) zwana dalej ,ustawg o refundac;ji’.

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji, objecie refundacja produktu leczniczego
dopuszczonego do obrotu na terenie Unii Europejskiej lub w Polsce jest
dokonywane w drodze decyzji administracyjnej wydawanej przez Ministra Zdrowia
w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny (producenta leku,

jego przedstawiciela lub importera).

W przypadku leku, ktéry nie posiada odpowiednika refundowanego we
whnioskowanym wskazaniu, Minister Zdrowia przesyta wniosek o objecie
refundacjg wraz ze ztozong dokumentacjg Prezesowi Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) w celu przygotowania: analizy weryfikacyjnej
Agencji, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa Agenciji.

W kolejnym etapie postepowania catos¢ dokumentacji przekazywana jest Komisji

Ekonomicznej (KE), ktora prowadzi z Wnioskodawca negocjacje m.in. w zakresie
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ustalenia ceny zbytu netto, instrumentéw dzielenia ryzyka czy wskazania. Dopiero
dysponujac rekomendacjg Prezesa Agencji oraz stanowiskiem Komisji
Ekonomicznej, uwzgledniajac kryteria ujete w art. 12 ustawy o refundacji, Minister
Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badZz odmowie objecia refundacja leku we

whnioskowanym wskazaniu.

W zwigzku z powyzszym nalezy wskazad, iz 22 grudnia 2022 r. do Ministerstwa
Zdrowia wptynat wniosek o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu
leku zawierajacego asfotaze alfa(Strensiq) w ramach nowego programu lekowego
"L eczenie chorych z objawami kostnymi w przebiegu hipofosfatazji dzieciecef
(HPP) (ICD-10 E83.3)”.Wniosek wraz z catag dokumentacjg przeszedt ocene
AOTMIT, po czym zostata wydana negatywna rekomendacja Prezesa Agencji o
numerze 99/2023.

W rekomendacji Prezes Agencji wskazat miedzy innymi, ze odnalezione wytyczne
postepowania medycznego zalecajg stosowanie asfotasum alfa we wnioskowanym
wskazaniu, zwtaszcza u chorych z HPP o niekorzystnym rokowaniu, natomiast
rekomendacje Agencji HTA s3 podzielone. Przedstawione dowody naukowe nie
rozwiewaja watpliwosci wskazywanych przez inne Agencje HTA, tj. dotyczace
skutecznosci leku w populacji chorych z HPP o poczatku w wieku dzieciecym do 18
r.z., niepewnosci okreslenia wielkosci korzysci klinicznych oraz dotyczace
niepewnosci oszacowan efektywnosci kosztowej. Rada Przejrzystosci wydataw
przedmiotowej kwestii pozytywne stanowisko nr 98/2023 jednak wyraznie w nim
wskazata na koniecznosci wdrozenia instrumentu dzielenia ryzyka celem

osiggniecia efektywnosci kosztowej wnioskowanej terapii wzorem innych krajow.
Petna tres¢ rekomendacji dostepna jest na stronie internetowej AOTMIT:

https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia mz/2023/060/REK/2023%2009%
2011%20BP%20RP%20nr%2099 2023%20Strensiq%20publikacja BIP REOPTR.

pdf.

W dalszym kroku wniosek o objecie refundacjg leku Strensiq zostat skierowany na
negocjacje cenowe Wnioskodawcy z Zespotem Negocjacyjnym Komisji
Ekonomicznej. Po zakonczonych negocjacjach Komisja Ekonomiczna wydata w

sprawie negatywnga uchwate.
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W dalszym kroku postepowania cato$é dokumentacji zostata przekazana
Ministrowi Zdrowia celem podjecia pozytywnej badz negatywnej decyzji w
zakresie objecia refundacja leku w ramach wnioskowanej kategorii dostepnosci
refundacyjnej. W zwiazku z powyzszym nalezy podkresli¢, iz postepowania

refundacyjne dla leku Strensiqg nadal jest w toku.

Ministerstwo Zdrowia realizujac szeroko pojeta polityke lekowa panstwa
przyktada duzo uwagi do kwestii skutecznosci jak i bezpieczenstwa refundowanych
lekéw. Trzeba wskazad, ze kazda pozycja na wykazie refundacyjnym jest
technologig medyczng, w odniesieniu do terapeutycznego dziatania ktérej zostaty
przedstawione wyczerpujace dowody naukowe oraz zebrano mozliwie

najpetniejszy zbiér wynikow badan klinicznych i literaturowych.

Realizujac polityke zdrowotna panstwa Minister Zdrowia kieruje sie zasadami
medycyny opartej na dowodach naukowych (EBM) oraz oceny technologii
medycznych (HTA), co zapewnia przejrzystosc¢ i racjonalnos¢ podejmowanych
decyzji o alokacji sSrodkéw publicznych. Nalezy zaznaczyé, iz Srodki finansowe
przeznaczone na refundacje sg ograniczone, zatem istotne jest racjonalne

wprowadzanie na wykazy kolejnych opcji terapeutycznych.

Z wyrazami szacunku

z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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