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Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 4204, Postanki na Sejm RP Pani Wiolety Tomczak i
grupy Postanek i Postow z 6 sierpnia 2024 r., w sprawie terminu plandw finalizacji
wniosku o rozszerzenie finansowania leczenia lekiem Kaftrio dla grupy mtodszych

dzieci od 2 roku zycia, Minister Zdrowia informuje jak nize;j.

Na wstepie nalezy wskazad, iz 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. z 2024 r. poz. 930,

z pozn. zm.), zwana dalej jako ,ustawa o refundacji”.

Zgodnie z art. 24 ustawy o refundacji, w odniesieniu do produktéw leczniczych,
ktoére sg dostepne na terenie Rzeczypospolitej Polskiej, w zakresie wskazan
rejestracyjnych, Minister Zdrowia moze podja¢ dziatania w sprawie objecia
refundacjg badz zmiany wskazan w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot
odpowiedzialny (producenta leku, jego przedstawiciela lub importera). Powyzsze
oznacza, iz objecie refundacja produktu dokonywane jest zawsze na wniosek

podmiotu odpowiedzialnego.

Ztozony wniosek, o ktérym mowa wyzej, jest poddawany ocenie formalno-prawnej,
a nastepnie, w przypadku produktu leczniczego, ktéry nie ma odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu, jest przesytany do oceny Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (zwanej dalej tez jako ,Agencja”) celem
przygotowania analizy weryfikacyjnej, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz

rekomendacji Prezesa. Prezes Agencji, biorac pod uwage stanowisko Rady
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Przejrzystosci, jakos¢ dostepnych dowoddéw naukowych oraz wiarygodnosé
porownan i wynikow przeprowadzonych analiz, wydaje rekomendacje w sprawie
objecia refundacjg wnioskowanego leku w danym wskazaniu. Nastepnie
prowadzone sg negocjacje z Komisjg Ekonomiczna, ktéra prowadzi z podmiotami
odpowiedzialnymi negocjacje w zakresie ustalenia ceny zbytu netto oraz wskazan,
w ktérym lek 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 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
17 czerwca 2024 r. w sprawie wykazu refundowanych lekéw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
obowigzujacego od 1 lipca 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
I11): G551D, G1244E, G1349D, G178R, G551S,S51251N, S1255P, S549N lub S549R

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

- leczenie chorych w wieku co najmniej 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
jednga z nastepujacych mutacji genu CFTR: P67L,R117C, L206W, R352Q, A455E,
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D579G, 711+3A—G, 5945L,5977F,R1070W, D1152H, 2789+5G—A, 3272-
26A—Gi3849+10kbC—T;

4) Kaftrio (eleksakaftor/tezakaftor /iwakaftor) + Kalydeco(iwakaftor):

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

mutacjg o minimalnej wartosci funkcji (MF) genu CFTR.

Nalezy podkresli¢, ze firma Vertex w 2022 r. ztozyta wnioski dotyczace objecia
refundacjg 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,
uwzgledniajac zadanie strony, umorzyt postepowania w dniu 26 pazdziernika 2023

r., tym samym konczac procedure administracyjna.

System refundacyjny w Polsce jest systemem wnioskowym, co oznacza
dobrowolnos$¢ Wnioskodawcy zaréwno w przystgpieniu do postepowania (ztozenie
whiosku) jak i udziatu w nim (mozliwos¢ ztozenia w kazdej chwili pisma z prosba o

umorzenie postepowania).

Nastepnie 22 kwietnia 2024 r. firma Vertex ponownie ztozyta wnioski dotyczace
objecia refundacjg leczenia skojarzonego Kaftrio + Kalydeco dla pacjentow w
wieku co najmniej 2 lat, ktérzy maja co najmniej jedna mutacja F508del genu

mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa.

Whioski obecnie sg na etapie przygotowania rekomendacji przez Agencje Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji. Szczegoty dotyczace niniejszego zlecenia

znajduje sie pod adresem:

https://bip.aotm.gov.pl/zlecenia-mz-2024/1033-materialy-2024/8580-114-2024-

zlc

Odnoszac sie do planowanego terminu rozpatrzenia wspomnianych powyzej
whnioskéw refundacyjnych o objecie refundacjg leczenia skojarzonego Kaftrio +
Kalydeco dla pacjentéw w wieku co najmniej 2 lat nalezy podkresli¢, iz po

zakonczonej ocenie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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postepowania zostang skierowane na negocjacje. Prace Komisji Ekonomicznej
zostang zakonczone wraz z podjeciem uchwaty. Nastepnie, Minister Zdrowia po
zebraniu i zapoznaniu sie z catoscig zebranego materiatu dowodowego podejmie
decyzje (pozytywng lub negatywna) w zakresie niniejszego rozszerzenia wskazania
refundacyjnego. Majac na wzgledzie ztozonos¢ procesu refundacyjnego wskazanie
potencjalnego okresu zakonczenia wspomnianych postepowan nie jest obecnie

mozliwe.

Ustawa o refundacji 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.

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.

Zwyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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