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Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 6524 Pani Katarzyny Sojki, Postanki na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej oraz grupy Postéw w sprawie dostepnosci dla pacjentow
chorujacych na hemofilie A i B nowoczesnego leczenia podskdrna profilaktyka
krwawien oraz lekami dozylnymi o przedtuzonym dziataniu, Minister Zdrowia

przedstawia stanowisko w sprawie.

Kwestie zwigzane z refundacja reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz.U. z 2024 r. poz. 930), zwana dalej , ustawa o refundacyi’.
W mysl zapiséw ustawy o refundacji, objecie refundacjg 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 zawieraé wszystkie elementy, okreslone w art. 25. ustawy o
refundacji. Wniosek o objecie refundacjg nowej substancji czynnej lub nowego
wskazania dla danej substancji czynnej podlega ocenie przez Agencje Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji. W kolejnym etapie postepowania catos¢
dokumentacji przekazywana jest Komisji Ekonomicznej, ktéra prowadzi z

whnioskodawcg negocjacje w zakresie ustalenia ceny zbytu netto, ewentualnych
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instrumentéw dzielenia ryzyka oraz wskazania, w ktérym produkt ma by¢
refundowany. Dopiero dysponujgc 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.

Odpowiadajac na pytanie 1. uprzejmie informuje, ze lek Hemlibra (emicizumab) jest
aktualnie objety refundacjag w ramach programu lekowego B.15. , Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilia A i B”. Kryteria kwalifikacji do emicizumabu

obejmuja dzieci z ciezkg hemofilig A niepowiktang inhibitorem:

1) do ukonczenia 2. roku zycia, lub

2) uktérych wystepuje trudny dostep dozylny definiowany jako koniecznos¢
usuniecia drugiego portu badz brak mozliwo$ci zatozenia portu, nawet jesli
nie wystepowaty u nich wczes$niej krwawienia dostawowe, lub

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

czynnikiem VIII.

Tresc¢ wskazania refundacyjnego czy tez jego zakres wynikajacy z kryteriow
kwalifikacji danego programu nie jest zalezy wytacznie od Ministerstwa Zdrowia.
Co wiecej, jego zakres definiowany jest w gtéwnej mierze przez podmiot
odpowiedzialny w momencie przedtozenia wniosku refundacyjnego. Nastepnie,
Minister Zdrowia poddaje szczegdtowej analizie dane wnioskowanie, jak réwniez
zasiega opinii odpowiednich ekspertéw klinicznych, w szczegélnosci Konsultantéw
Krajowych oraz Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.
Ponadto, tresci programow lekowych na wstepnym etapie postepowania
administracyjnego podlegajg weryfikacji przez Narodowy Fundusz Zdrowia. Tym
samym, ostateczna tres¢ programu lekowego poprzedzona jest wieloetapowym
procesem analitycznym. Niemniej, gtéwny kierunek wnioskowania okreslony jest
juz na wstepie we wniosku refundacyjnym, a zmiany w zakresie dedykowanej

populacji na pézniejszych stanowig incydentalne przypadki.

Majac na wzgledzie powyzsze informuje, iz refundacje leku w takiej populacji
wnosita firma Roche przedktadajgc wniosek o objecie refundacja i ustalenie ceny

zbytu netto. Dodatkowo 1 pazdziernika 2024 r., a wiec niedtugo po wtgczeniu

terapii do refundacji systemowej, wprowadzono zmiany w przedmiotowym
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programie lekowym, ktére polegaty na ujednoliceniu kryteriéow kwalifikacji dla

emicizumabu bez wzgledu na modut profilaktyki pierwotnej lub wtérne;.

Zgodnie z art. 25 pkt 14 ppkt c ustawy o refundacji, podmiot odpowiedzialny do
whiosku o objecie refundacja leku, ktéry nie ma odpowiednika refundowanego w

danym wskazaniu musi dotaczyé:

— analize kliniczng, sporzadzong na podstawie przegladu systematycznego w
poréwnaniu z innymi mozliwymi do zastosowania w danym stanie
klinicznym procedurami medycznymi we wnioskowanym wskazaniu, w tym,
o ile wystepujg, finansowanymi ze Srodkéw publicznych,

— analize ekonomiczna z perspektywy podmiotu zobowigzanego do
finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych oraz swiadczeniobiorcy,

— analize wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkéw publicznych.

Wymienione wyzej analizy winny uwzgledniaé populacje, w ktorej dany lek ma by¢
refundowany, tym samym ich zakres co do zasady powinien korespondowac z

whnioskowang populacjg docelows i wskazaniem klinicznym.

Bezsprzeczna pozostaje réwniez kwestia, iz odnoszac sie do terapii emicizumabem
moéwimy o wysokokosztowej technologii lekowej. Rada Przejrzystosci w
Stanowisku nr 140/2023 z dnia 4 grudnia 2023 r. w sprawie oceny leku Hemlibra
(emicizumab) w ramach programu lekowego , Zapobieganie krwawieniom u dzieci z
hemofilig Ai B (ICD-10: D66, D67)”zwracata uwage, ze ,Szacowany roczny koszt
na fednego pacjenta stosowania emicizumabu jest kilkakrotne wyZszy od kosztu
profilaktycznej terapii za pomocg rekombinowanego czynnika VIII. Pozytywna
decyzja refundacyjna bedzie wigzata sie ze znacznymi, dodatkowymi wydatkami
ptatnika publicznego’. Skale kosztow, o ktérych mowa w przypadku terapii
emicizumabem przedstawia rowniez fakt, iz projektujac postepowanie
przetargowe na zakup emicizumabu dla populacji, ktéra obejmuje aktualne kryteria
refundacyjne oszacowano, ze wartos¢ zakupionego leku przekroczy 50 min zt. Dla
poréwnania, zgodnie z raportem refundacyjnym Narodowego Funduszu Zdrowia
za 2023 ., kwota refundacji przeznaczona na VIl czynnik krzepniecia dla
wszystkich pacjentéw prowadzacych profilaktyke krwawiern w ramach

przedmiotowego programu lekowego wyniosta niewiele ponad 18 min zt. Tym

i2nv o charal lacyi el tak wysokol :
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terapii musza by¢ poprzedzone odpowiednimi analizami farmako-ekonomicznymi,
ktére co do zasady stanowig zawartosc¢ wnioskéw refundacyjnych dla nowych

terapii lub nowych wskazan klinicznych juz refundowanych produktéw.

Majac na wzgledzie, ze podmiot odpowiedzialny wnioskowat o objecie refundacja
emicizumabu w populacji pacjentéw ponizej 2. roku zycia oraz pacjentéw ponizej
18. roku zycia z utrudnionym dostepem dozylnym lub u ktérych wystepuja co
najmniej 3 krwawienia rocznie i dla takiej wtasnie populacji zostaty ustalone
okreslone warunki finansowania. Zwazywszy na brak odpowiednich analiz oraz
whiosku refundacyjnego, Ministerstwo Zdrowia na chwile obecng nie planuje

zmian w zakresie refundacji emicizumabu w populacji pediatrycznej.

Warto jednak wspomnieé, iz aktualnie jest procedowany wniosek o objecie
refundacja leku Hemlibra (emicizumab) w populacji pacjentéw dorostych z ciezka
postacig hemofilii A niepowiktang inhibitorem. Wniosek przeszedt ocene Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, a szczegdty mozna znalez¢ pod
adresem: https://bip.aotm.gov.pl/zlecenia-mz-2024/1033-materialy-2024/847 6-
65-2024-zlc.

Odpowiadajac na pytanie 2. informuje, ze zakup czynnikow krzepniecia zaréwno w
celu realizacji programu lekowego B.15. , Zapobieganie krwawieniom u dzieci z
hemofilig AiB (ICD-10: D66, D67)”jak i Narodowego Programu Leczenia Chorych
na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne (NPLH), dokonywany jest przez
Narodowe Centrum Krwi (w przypadku programu lekowego B.15. we wspotpracy z
jednostka koordynujaca ten program - Instytutem Matki i Dziecka) w drodze
wspodlnych przetargdéw centralnych, za posrednictwem Zaktadu Zamoéwien

Publicznych przy Ministrze Zdrowia. Do przetargu moze by¢ zgtoszony:

1) wramach NPLH - dowolny produkt leczniczy dopuszczony do obrotu w
danym rodzaju w Polsce lub w Unii Europejskiej,

2) wramach programu lekowego B.15. - produkt leczniczy, ktory otrzymat
pozytywng decyzje o objeciu refundacjg w ramach kategorii dostepnosci
refundacyjnej: stosowany w ramach programu lekowego - B.15.

Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10D 66, D 67).

Aktualnie obowigzuja decyzje refundacyjne, o ktérych mowa w pkt 2, dla nizej

wymienionych lekow:
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llos¢ kodow

Nazwa substancji czynnej

Nazwa produktu leczniczego

GTIN
3 Immunate
Czynnik krzepniecia .
. Factor VIII coagulationis humanus 3 Octanate
VI ludzki
2 Beriate
Elocta
Efmoroctocogum alfa 6
(o przedtuzonym dziataniu)
Czynnik krzepr'neaa Adynovi
VIl ludzki Rurioctocogum alfa pegolum 4
rekombinowany (o przedtuzonym dziataniu)
Octocog alfa 6 Advate,
Moroctocogum alfa 4 ReFacto AF
. - 2 Octanine
Czynnik krzepniecia -
. Factor IX coagulationis humanus
IX ludzki .
2 Immunine
Idelvion
Albutrepenonacogum alfa 4
(o przedtuzonym dziataniu)
Czynnik krzepniecia Alprolix
IX ludzki Eftrenonacogum alfa 5 ) ) )
. (o przedtuzonym dziataniu)
rekombinowany
Nonacog alfa 4 BeneFIX
Nonacogum gamma (rDNA) 5 Rixubis
Leki nieczynnikowe Emicizumab 4 Hemlibra

Warto réwniez nadmienié, ze od rozpoczecia refundacji czynnikéw
dtugodziatajacych, aby pozwolié¢ na réowng konkurencje czynnikéw krotko i dtugo
dziatajgcych w przetargu centralnym na zakup czynnikéw krzepniecia do realizacji
programu lekowego B.15., wprowadzono w ocenie ofert kryterium kosztu 28
dniowego leczenia 1 kg masy ciata pacjenta zamiast ceny 1 j.m. czynnika
krzepniecia. W prowadzonych postepowaniach przetargowych modyfikowano
kryteria oceny ofert i wag punktowych, aby koszt terapii byt najwazniejszym
kryterium. W ostatnim postepowaniu przetargowym na zakup czynnikéw
krzepniecia IX wprowadzono dodatkowe punkty za czestotliwo$¢ podawania

czynnikéw podczas profilaktyki.
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Podsumowujac, Ministerstwo Zdrowia nieustannie dgzy do poprawy jakosci
profilaktyki krwawien u pacjentéw z hemofilia. Niestety, wysokie koszty lekow i
niski poziom zainteresowania podmiotéw odpowiedzialnych przystepowaniem do
przetargéw centralnych znacznie utrudnia to zadanie. Wyrazam gteboka nadzieje
na poprawe wspoétpracy w tym zakresie z firmami farmaceutycznymi i poszerzenie

katalogu lekéw refundowanych, takze w tej jednostce chorobowe;j.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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