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Warszawa, 14 pazdziernika 2024

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 4832 z dnia 25 wrzes$nia 2024 r. Pani Marceliny
Zawiszy oraz Marty Stozek, postanek na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej i grupy
postow, w sprawie wprowadzenia do obrotu leku Deflazakort, Minister Zdrowia
prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Wedtug przekazanych przez Urzad Rejestracji Produktéw Leczniczych, Wyrobéw
Medycznych i Produktow Biobdjczych (dalej jako ,URPL”) informacji, na mocy art. 7
ust. 1 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne, postepowania w
przedmiocie wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego
sg postepowaniami wnioskowymi, tj. ich wszczecie nastepuje na wniosek strony.

W odniesieniu do rejestracji produktu leczniczego zawierajacego jako substancje
czynng DeflazacortumURPL poinformowat, iz na chwile obecna nie zostat ztozony
stosowny wniosek.

Odnoszac sie do kwestii rozpatrzenia mozliwosci refundacji przez Agencje Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (dalej jako ,AOTMIiT), w okresie ostatnich 5
lat lek zawierajacy przedmiotowa substancje czynna wielokrotnie byt oceniany
przez AOTMIT w zakresie zasadnosci wydania zgody na refundacje w kilku réznych
wskazaniach leczniczych. Ponizej zestawiono zlecenia realizowane przez AOTMIT,
ktérych przedmiotem byta ocena mozliwosci refundacji w ramach importu

docelowego lekow z deflazakortem.
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Nazwa, postac leku oraz | Numer Numer Stanowisko AOTMIT Uzasadnienie w przypadku
rozpatrywane przez zZlecenia rekomendaciji braku rekomendacji
AOTMIT wskazanie
Calcort, Deflazacort, 159/2024 W trakcie W trakcie oceny W trakcie oceny
tabletki 6 mg oceny
Wskazanie: dystrofia
miesniowa Duchenne’a
Calcort, Deflazacort, 95/2024 101/2024 Prezes Agencji nie rekomenduje Zebrane w procesie oceny
tabletki 6 mg wydawania zgdd na refundacje informacje uznano za
Wskazanie: miastenia produktu Calcort niewystarczajace,
ciezka rzekomoporazna (deflazakort) we wskazaniu: by uzasadni¢ wydawanie
o ciezkim przebiegu z miastenia rzekomoporazna o zgbd na refundacje produktu
wielokrotnymi ciezkim przebiegu z wielokrotnymi | leczniczego Calcort
przetomami przetomami miastenicznymi. (deflazakort)
miastenicznymi w ocenianym wskazaniu.
Calcort, Deflazacort, 20/2024 29/2024 Prezes Agencji nie rekomenduje Aktualizacja dostepnych
tabletki 6 mg, wydawania zgdd na refundacje leku | danych podtrzymuje
Wskazanie : zesp6t Calcort przyjete dotychczas
nerczycowy, (deflazakort)we wskazaniach: whnioskowanie i wskazuje
autoimmunologiczne zespot nerczycowy, na brak zasadnosci
zapalenie watroby autoimmunologiczne zapalenie finansowania produktu
watroby. leczniczego Calcort w
ocenianych wskazaniach.
Calcort, Deflazacort, 108/2023 128/2023 Prezes Agencji nie rekomenduje Aktualizacja dostepnych
tabletki 6 mg wydawania zgdd na refundacje informacji podtrzymuje
Wskazanie: miastenia. produktu leczniczego Calcort przyjete dotychczas
(deflazakort)we wskazaniu: whnioskowanie
miastenia. i rekomendacje wskazujaca
na brak zasadnosci
finansowania produktu
Calcort w ocenianym
wskazaniu
Calcort, Deflazacort, 97/2023 95/2023 Prezes Agencji rekomenduje
tabletki 6 mg, wydawanie zgdd na refundacje
Wskazanie: toczen produktu leczniczego Calcort
rumieniowaty (deflazakort) we wskazaniu: toczen
uktadowy rumieniowaty uktadowy.
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Calcort, Deflazacort, 29/2023 75/2023 Prezes Agencji nie rekomenduje Zebrane w procesie oceny
tabletki 6 mg, wydawania zgdd na refundacje informacje uznano za
Wskazanie: produktu leczniczego Calcort niewystarczajace,
zespot nerczycowy. (deflazakort) we wskazaniu: zespét | by uzasadni¢ wydawanie
nerczycowy. zgdd na refundacje produktu
leczniczego Calcort
(deflazakort)
w analizowanym wskazaniu.
Dezacor, Deflazacort, 109/2021 106/2021 Prezes Agencji rekomenduje
krople doustne, roztwér wydawanie zgdd na refundacje
22,75 mg/ml Wskazanie: produktu leczniczego Dezacor
dystrofia miesniowa (deflazacort)we wskazaniu
typu Duchenne’a dystrofia miesniowa typu
leczenie pacjentéw Duchenne’a w populacji pacjentow
pediatrycznych Pediatrycznych
Calcort, Deflazacort 99/2021 95/2021 Prezes Agencji nie rekomenduje W wyniku aktualizacji nie
Wskazanie: wydawania zgdd na refundacje zidentyfikowano nowych
dystrofia miesniowa produktu leczniczego Calcort dowoddéw naukowych, ktére
typu Duchenne’a (daflazakort)we wskazaniu: wykazatyby
dystrofia mie$niowa typu skutecznos¢ stosowania
Duchenne’a. deflazakortu w poréwnaniu
z prednizonem oraz
prednizolonem.
Calcort, Deflazacort, 235/2019 11/2020 Prezes Agencji nie rekomenduje Brak badan odnoszacych sie

tabletki 6 mgi 30 mgdla
pacjentéw
pediatrycznych
Wskazanie : dystrofia
migsniowa typu
Duchenne'a, u ktorych
leczenie
glikokortykosteroidami
spowodowato wzrost
masy ciata
przekraczajacy 20% w
stosunku do wartosci

wyjsciowej

wydawania zgdd na refundacje
produktu leczniczego Calcort
(deflazakort) dla pacjentow
pediatrycznych ze wskazaniem
dystrofia miesniowa typu
Duchenne’a, u ktérych leczenie
glikokortykosteroidami
spowodowato wzrost masy ciata
przekraczajacy 20% w stosunku do

wartosci wyjsciowej.

bezposrednio do
whnioskowanej populacji
liczne

ograniczenia przytoczonych
badan posrednio
odnoszacych sie do
whnioskowanej populacji,
powodujg ze nie ma
wystarczajacych przestanek
do rekomendowania
finansowania ze

srodkéw publicznych terapii
deflazakortem, w populacji
okreslonej zleceniem
Ministra

Zdrowia.
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Calcort, Deflazacort, 123/2019 72/2019 Prezes Agencji nie rekomenduje Liczne ograniczenia

tabletki 6 mgi 30 mg, wydawanie zgdd na refundacje odnalezionych badan, jak

Wskazanie : dystrofia produktu leczniczego Calcort réwniez mata liczba

miesniowa typu (deflazakort)we wskazaniu: dowodoéw

Duchenne'a (DMD), u dystrofia miesniowa typu naukowych odnoszacych sie

ktérych istnieja Duchenne’a (DMD) u pacjentéw do populacji wnioskowanej -

przeciwwskazania do z przeciwwskazaniami do pacjentéw z DMD

zastosowania zastosowania prednizonu. z przeciwwskazaniami do

prednizonu zastosowania prednizonu (1
opis przypadku) i fakt, ze ten
typ badan
jest nisko sklasyfikowany w
hierarchii wiarygodnosci
doniesien naukowych, nie
ma
wystarczajacych przestanek
do rekomendowania
finansowania terapii
deflazakortem w DMD
ze $rodkéw publicznych

Calcort, Deflazacort, 27/2019 97/2019 Prezes Agencji rekomenduje

tabletki 6 mgi 30 mg, wydawanie zgdd na refundacje

Wskazanie : dystrofia produktu leczniczego Calcort

miesniowa typu (deflazakort)we wskazaniu: toczen

Beckera; miastenia; rumieniowaty uktadowy.

mieszja\na cho.roba 23/2020 Prezes Agencji rekomenduje

thankitacznej; wydawanie zgdd na refundacje

neuropatia nerwow produktu leczniczego Calcort

obwodowych; (deflazakort)we wskazaniu: stan

olbrzymiokomorkowe po przeszczepie nerki u dzieci

zapalenie tetnic; przed okresem pokwitania.

zapalerTie b’r.ony 28/2020, Prezes Agencji nie rekomenduje W ramach analizy klinicznej

naczyniowe) oczu; 29/2020 wydawanie zgdd na refundacje we wskazaniu dystrofia

reumatoidalne
zapalenie stawow;
sarkoidoza; stan po
przeszczepie nerki;
toczen rumieniowaty
uktadowy; uktadowe
zapalenie naczyn, w tym

uktadowe zapalenie

produktu leczniczego Calcort
(deflazakort) we wskazaniach:
dystrofia mie$niowa typu Beckera,
neuropatia nerwéw

obwodowych, zespét Ormonda,
zespot Sjogrena, zespot Churga-

Strauss, zespot

miesniowa typu Beckera
odnalezione

wytyczne nie zalecaja
stosowania
glikokortykosteroidéw.
Zalecanym postepowaniem

jest stosowanie terapii
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naczynw przebiegu antyfosfolipidow koncentrujacej sie na

choroby Takayasu; kontrolowaniu

autoimmunologiczne

zapalenie watroby; objawow

zespot

antyfosfolipidowy;
zespo6t Churga-Strauss;
zespot nerczycowy;
zesp6t Ormonda;
zespot Sjogrena, zmiany

srédmigzszowe w

ptucach.

Tabela nr 1. Dane opracowane na podstawie danych dostepnych AOTMIT dostepnych pod adresem :
https.//bip.aotm.gov.pl/wyszukiwarkaZq=deflaz

Analizie Agencji Oceny Technologii Medycznej i Taryfikacji poddane zostaty dwa
produkty o réznej postaci leku oraz nazwie handlowej. Lek Calcort wystepujacy w
postaci tabletek, w dawkach 6 mg oraz 30 mg, poddawany byt wielokrotnej ocenie
na przestrzeni ostatnich lat. Analizowana byta zasadnos¢ refundacji w ramach
importu docelowego w kilku wskazaniach klinicznych, w tym rowniez dystrofii
migéniowej Duchenne’a (rekomendacje nr 72/2019 z dnia 3 wrzesnia 2019r.,
11/2020 z dnia 10 lutego 2020 r oraz 95/2021 z dnia 26 lipca 2021 r.). Wszystkie
rekomendacje dla tego wskazania w tej postaci leku byty negatywne. W w/w
wskazaniach, jak réwniez wczesniejszych dotyczacych wskazan w zakresie dystrofii
miesniowych Prezes Agencji nie rekomendowat wydawania zgdd na refundacje w
ramach importu docelowego.

Tresci petnych uzasadnien braku udzielonej rekomendacji AOTMIT dostepne sg

pod adresem: Attps.//bip.aotm.gov.pl/wyszukiwarka’q=deflaz.

Drugi lek zawierajacy w sktadzie deflazacort, wystepuje pod nazwg Dezacor w
postaci kropli doustnych w stezeniu 22,75 mg/ml. Poddany analizie

w przypadku wskazania ,dystrofia miesniowa typu Duchenne’a - leczenie
pacjentéw pediatrycznych” uzyskat pozytywna rekomendacje Prezesa AOTMIT
(rekomendacja nr 106/2021 z dnia 30 sierpnia 2021 r.) na wydawanie zgod

na sprowadzanie leku w ramach importu docelowego.

W kwestii wskazanej w pytaniu nr 3 nalezy wskaza¢, ze w Ministerstwie Zdrowia

trwajg obecnie prace nad nowelizacjg ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
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lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz

wyrobow medycznych (Dz.U. z 2024 r. poz. 930), dalej jako ustawa o refundacji.

W pracach tych rozwaza sie rézne utatwienia dla Wnioskodawcéw w
postepowaniu o objeciu refundacja. Jedna z propozycji jest, aby Minister Zdrowia
modgt wzywac do ztozenia wniosku na konkretng substancje czynng w konkretnym
wskazaniu i jezeli wnioskodawca to uczyni bedzie mégt skorzystac z udogodnien.
Nalezy jednak podkresli¢, ze wszystkie decyzje o objeciu refundacja s wydawane
na podstawie przestanek wskazanych w art. 12 ustawy o refundacji. Natomiast leki,
srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyroby
medyczne, ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu beda
wymagac przedstawienia wskazanych prawem analiz, ktore stanowig podstawe

do przygotowania analizy weryfikacyjnej i opinii ciat doradczych Ministra Zdrowia,
a ktoére to nastepnie stanowig przestanki wydania decyzji.

Warto przypomnieé w tym miejscu, iz w chwili obecnie obowigzujacego prawa
mozliwos¢ objecia refundacja lekéw zarejestrowanych w Polsce oparte jest o
ztozenie wniosku przez Wnioskodawce.

Zgodnie z art. 24 ustawy o refundacji, w odniesieniu do produktéw leczniczych,
ktére 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).

Ztozony wniosek, o ktérym mowa wyzej, jest poddawany ocenie formalno-prawnej,
a nastepnie, w przypadku produktu leczniczego, ktory nie ma odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu, jest przesytany do oceny Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (dalej tez jako ,Agencja”) celem
przygotowania analizy weryfikacyjnej, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz
rekomendacji Prezesa. Prezes Agenciji, biorac pod uwage stanowisko Rady
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 ktorym lek ma byé refundowany.
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Minister Zdrowia, majac na uwadze uzyskanie jak najwiekszych efektéw

zdrowotnych w ramach dostepnych srodkéw publicznych, wydaje decyzje

administracyjng o objeciu refundacja, przy uwzglednieniu nastepujacych kryteriéw:

1)

stanowiska Komisji Ekonomicznej;

rekomendacji Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji;
istotnosci stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacja;
skutecznosci klinicznej i praktycznej;

bezpieczenstwa stosowania;

relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania;

stosunku kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekéw, $Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym;
konkurencyjnosci cenowej;

wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen

ze srodkéw publicznych i $wiadczeniobiorcéw;

10) istnienia alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy

oswiadczeniach, oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa

stosowania;

11) wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteridw, o ktérych mowa w pkt 3-10;

12) mapy potrzeb zdrowotnych, o ktérej mowa w art. 95a ust. 1 ustawy o

Swiadczeniach;

13) wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia

skorygowanego o jakos$¢, ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu
Krajowego Brutto na jednego mieszkanca, o ktérym mowa w art. 6 ustawy z
dnia 26 pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania wartosci rocznego
produktu krajowego brutto, a w przypadku braku mozliwosci wyznaczenia

tego kosztu - koszt uzyskania dodatkowego roku zycia;

14) zobowigzania do zapewnienia ciggtosci dostaw, o ktérym mowa w art. 25

pkt 4

- biorac pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym

procedury medyczne, ktére moga by¢ zastagpione przez wnioskowany lek.

Nalezy wskazadc, iz dla zadnego leku zawierajgcego substancje czynng deflazacort

podmioty odpowiedzialne nie ztozyty dotychczas odpowiednich wnioskéw o

objecie refundacjg leku, a jak juz wskazano powyzej, Minister Zdrowia moze podjgc
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dziatania w sprawie objecia refundacjg leku jedynie w oparciu o wniosek
przedtozony przez podmiot odpowiedzialny (producenta leku, jego przedstawiciela
lub importera).

W odpowiedzi na pytanie dotyczace importu docelowego nalezy wzigé pod uwage
iz, produkt leczniczy zawierajacy substancje czynng deflazacortnie posiada
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w Polsce, zatem aby mdgt by¢ sprowadzony
z zagranicy w ramach procedury importu docelowego, musza by¢ spetnione
przestanki, o ktorych mowa w art. 4 ust. 1i ust. 3 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
Prawo farmaceutyczne (Dz.U. z 2024 r. poz. 686). Oznacza to, ze produkt leczniczy
musi posiadac aktualne pozwolenie na dopuszczenie do obrotu w kraju importu
oraz nie moze by¢ dostepnego na terenie Polski leku, ktory posiadatby taka
substancje czynna, tg samg postac farmaceutycznga i dawke, co lek sprowadzany z
zagranicy.

W tym miejscu nalezy zaznaczy¢, ze o terapii pacjenta zawsze decyduje lekarz,
poniewaz zgodnie z art. 4 ustawy z dnia 5 grudnia 1996 r. o zawodach lekarza

i lekarza dentysty (Dz.U. z 2024 r. poz. 1287), lekarz ma obowiazek wykonywac
zawod, zgodnie ze wskazaniami aktualnej wiedzy medycznej, dostepnymi mu
metodami i Srodkami zapobiegania, rozpoznawania i leczenia chordéb, zgodnie

z zasadami etyki zawodowej oraz z nalezytg starannoscia. Lekarz jest wiec osoba
odpowiedzialng za dokonanie rozpoznania, ocene stanu pacjenta i wyboér
najkorzystniejszej metody leczenia w danym przypadku klinicznym. W zwigzku

z powyzszym, w przypadku podjecia przez lekarza decyzji o zastosowaniu w terapii
pacjenta produktu leczniczego nieposiadajgcego pozwolenia na dopuszczenie

do obrotu na terytorium Polski lub niedostepnego w Polsce, mozliwe jest
sprowadzenie z zagranicy takiego produktu leczniczego w ramach procedury
importu docelowego.

Zapotrzebowanie na sprowadzenie produktu leczniczego z zagranicy wystawia
lekarz wytacznie w formie elektronicznej za posrednictwem Systemu Obstugi
Importu Docelowego (dalej SOID) i w ramach tego systemu nastepuje takze
potwierdzenie zasadnosci wystawienia zapotrzebowania przez konsultanta z danej
dziedziny medycyny. Minister Zdrowia dokonuje potwierdzenia zapotrzebowania
takze w SOID, za$ pacjent otrzymuje rozstrzygniecie zapotrzebowania albo na
adres poczty elektronicznej, ktéry powinien podac lekarzowi w momencie

wystawiania zapotrzebowania na lek albo listownie dostarczone na adres
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zamieszkania za posrednictwem Poczty Polskiej. Podstawg sprowadzenia produktu
leczniczego z zagranicy jest zapotrzebowanie, potwierdzone przez Ministra
Zdrowia na okoliczno$¢ braku wystgpienia przestanek, o ktérych mowa w art. 4 ust.
3 ustawy Prawo farmaceutyczne.

Nalezy nadmienié, ze zapotrzebowanie jest wazne tylko przez okres 60 dni od daty
wydania rozstrzygniecia przez Ministra Zdrowia i w tym czasie pacjent powinien je
dostarczy¢ do apteki ogdlnodostepnej, w celu sprowadzenia leku z zagranicy za
posrednictwem hurtowni farmaceutycznej. Recepta wystawiona przez lekarza
uprawnia do odbioru leku z apteki.

W celu uproszczenia i przyspieszenia procedury importu docelowego, od 1
kwietnia 2021 r. wprowadzono obowigzek wystawiania i rozpatrywania
zapotrzebowan w formie elektronicznej poprzez system SOID, co znacznie
przyspiesza caty proces. Dziatania pacjenta ograniczajg sie jedynie do wizyty u

lekarza i oczekiwania na rozstrzygniecie zapotrzebowania.

Z wyrazami szacunku

z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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