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Woarszawa, 21 listopada 2024

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 5825 Pana Sylwestra Tutajewa, Posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej w sprawie refundacji leku podskérnego na hemofilie,

Minister Zdrowia przedstawia stanowisko w sprawie.

Leczenie hemofilii w Polsce realizowane jest w ramach dwéch kluczowych
programow. Pierwszy to program ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilia
A /B’ zapewniajacy profilaktyczne leczenie dzieciom do 18. roku zycia, a drugi to
~Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne’, ktéry zapewnia leczenie dla oséb dorostych, a takze sytuacje
nadzwyczajne w przypadku wystgpienia krwawien lub koniecznosci wykonania

zabiegéw chirurgicznych u dzieci do 18. roku zycia.

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy

Krwotoczne na lata 2024-2028, ktory koordynuje Narodowe Centrum

Krwi, stanowi kontynuacje dziatart Ministra Zdrowia w zakresie leczenia hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych oraz prawidtowego zabezpieczenia w koncentraty
czynnikdéw krzepniecia. Celem programu jest zapewnienie skutecznego,
dostepnego i kompleksowego leczenia dla oséb chorych na hemofilie i pokrewne
skazy krwotoczne. Program ten uwzglednia rozwéj oraz implementacje
nowoczesnych terapii, a takze umozliwia wdrozenie nowych terapii u pacjentéw.
W ramach programu zapewniony jest szeroki dostep do réznorodnych
koncentratow czynnikéw krzepniecia, w tym takze tych o przedtuzonym dziataniu,

ktére sg kupowane w ramach stosownych procedur zaméwienia publicznego.

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

Ponadto, dla coraz wiekszej liczby pacjentéw przewidziana jest opcja dostaw
domowych produktéw leczniczych, a w ramach programu dostepny jest réwniez
lek podskorny (emicizumab). Dostep do emicizumabu zapewniany jest poprzez
proces kwalifikacji pacjentéw do terapii, prowadzony przez Rade Programu, w
sktad w ktérej wchodzg eksperci z dziedzin medycyny, m.in.: Konsultant Krajowy
ds. Hematologii, Konsultant Krajowy ds. Onkologii i Hematologii Dzieciecej,
Konsultant Krajowy ds. Transfuzjologii Klinicznej, Przewodniczacy Grupy ds.
Hemostazy Polskiego Towarzystwa Hematologéw i Transfuzjologéw, eksperci z
zakresu leczenia skaz krwotocznych oraz przedstawiciele organizacji pacjentéw, a
takze Ministerstwa Zdrowie i Narodowego Centrum Krwi. Rada Programu
podejmuje decyzje dotyczace objecia pacjentow leczeniem tym preparatem, dla
pacjentéw wymagajacych zastosowania innego leczenia - chorych na ciezkg postac
hemofilii A powiktang inhibitorem, u ktérych préba wywotania immunotolerancji
zakonczyta sie niepowodzeniem, badz wystgpity uzasadnione medyczne

przeszkody jej przeprowadzenia.

Nalezy wiec zauwazyc¢, ze wszyscy pacjenci z hemofilig sg zabezpieczeni w

profilaktyke krwawien.

Odnoszac sie do kwestii poruszonych w pytaniu 1i 3 uprzejmie informuje, ze lek
Hemlibra (emicizumab) jest objety refundacja w ramach programu lekowego B.15.
LZapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A7/ B”od 1 lipca 2024 r. Kryteria
kwalifikacji do emicizumabu obejmuja dzieci z ciezkg hemofilig A niepowiktana

inhibitorem:

1) do ukonczenia 2. roku zycia, lub

2) u ktérych wystepuje trudny dostep dozylny definiowany jako koniecznos$c
usuniecia drugiego portu badz brak mozliwosci zatozenia portu, nawet jesli
nie wystepowaty u nich wczesniej krwawienia dostawowe, lub

3) uktérych wystepujg co najmniej trzy krwawienia rocznie wymagajacych
leczenia czynnikiem VIII, pomimo prawidtowo stosowanej profilaktyki

czynnikiem VIII.

5 listopada 2024 r. zostat rozstrzygniety przetarg na zakup emicizumabu, a od 8
listopada szpitale podpisujg umowy na realizacje programu lekowego dla dzieci z
hemofilig, w ramach ktérego stosowany bedzie lek zawierajacy substancje czynng

emicizumab. Pierwsi pacjenci otrzymali juz lek.
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Nawigzujac do pytania 2 nalezy zauwazyc, ze 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), zwana dalej ,ustawg o refundacji”. W mysl zapiséw ustawy o
refundacji, objecie refundacja produktu leczniczego jest dokonywane w drodze
decyzji administracyjnej, wydawanej przez Ministra Zdrowia w oparciu o wniosek
przedtozony przez podmiot odpowiedzialny (producenta leku, jego przedstawiciela
lub importera). Ztozony do Ministerstwa Zdrowia wniosek musi zawiera¢ wszystkie
elementy, okreslone w art. 25. ustawy o refundacji. Wniosek o objecie refundacja
nowej substancji czynnej lub nowego wskazania dla danej substancji czynnej
podlega ocenie przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. 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 ktorym
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 badZ odmowie

objecia refundacjg produktu we wnioskowanym wskazaniu.

Ponadto, jak wspominano na poczatku pisma, nowoczesne terapie sa réwniez
finansowane w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i
Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028.

W kwestii rozwoju dostepnosci do innowacyjnych terapii dla pacjentéw z chorobami
rzadkimi nalezy zauwazy¢, ze poprawa dostepu do lekéw stosowanych w chorobach
rzadkich jest jednym z punktéw aktualnego Planu dla Choréb Rzadkich. Dodatkowo
Ministerstwo Zdrowia réwnolegle prowadzi prace zwigzane z nowelizacjg ustawy o

refundacji, w ramach ktoérej rozwazane jest m.in.:

— wprowadzenie definicji choroby rzadkiej i ultrarzadkiej,

— wprowadzenie analizy wielokryterialnej (MCDA) w przypadku oceny lekow
stosowanych w chorobach rzadkich (rozwiniecie klasycznej oceny
technologii medycznej (HTA - analiza kliniczna, ekonomiczna i wptywu na
budzet) o dodatkowe kryteria np. efekt terapeutyczny, rokowanie, wptyw na

funkcjonowanie rodziny, docelowa populacja - dzieci/dorosli),
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— wprowadzenie do ustawy mozliwosci wezwania przez Ministra Zdrowia
podmiotu odpowiedzialnego do ztozenia wniosku o objecie refundacjg leku

w konkretnym wskazaniu.

Pomimo wyzwan jakie wigza sie z obejmowaniem kolejnych lekéw wskazanych w

chorobach rzadkich, ktérymi sg m. in:

— wysokie koszty roczne terapii, ktére znacznie przekraczajg aktualnag
wysokos¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
0jakos¢ (217 641 z1),

— mata liczba odpowiednikéw, co generuje brak odpowiedniej konkurencji
cenowej,

— trudnosci w ustaleniu wiarygodnych oraz mierzalnych kryteriow oceny

skutecznosci ze wzgledu na mate populacje leczonych pacjentéw,

Ministerstwo Zdrowia sukcesywnie poszerza katalog refundowanych systemowo
technologii lekowych dedykowanych leczeniu choréb rzadkich, szczegélnie w

ostatnich latach.

W 2022 r. byto to 37 technologii, w 2023 r. - 43 technologie, natomiast w 2024 r.
objeto finansowaniem ze S$rodkéw publicznych kolejne 36 nowe czasteczko-
wskazania we wskazaniach rzadkich. W powyzszym rozwoju niebagatelny wptyw
ma uruchomienie od 2020 r. Funduszu Medycznego i mozliwos¢ finansowania w
jego ramach technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI) oraz
technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej (TLK), ktére w duzej mierze

dedykowane sa rzadkim jednostkom chorobowym.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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