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Warszawa, 20 lutego 2025

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 7709 Pana Witolda Tumanowicza, Posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej oraz grupy Postéw na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej w sprawie
refundacji enzymatycznej terapii zastepczej dla pacjentéow z niedoborem kwasne;j lipazy

lizosomalnej (LAL-D), Minister Zdrowia przekazuje ponizsze informacje.

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 pdzn. zm.), zwana dalej ,ustawa o refundacji”.

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji, objecie refundacjg produktu leczniczego w
okreslonym wskazaniu jest dokonywane w drodze decyzji administracyjnej, wydawanej
przez Ministra Zdrowia w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny.
Ztozony 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 cato$¢ dokumentacji przekazywana jest
Komisji Ekonomicznej, ktora prowadzi z wnioskodawca negocjacje w zakresie ustalenia
ceny zbytu netto, instrumentéw dzielenia ryzyka oraz wskazania, w ktérym 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.

Podmiot odpowiedzialny leku Kanuma (sebeljpazum alfa) dwukrotnie starat sie o

wprowadzenie przedmiotowej technologii do systemu refundacyjnego:
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— whnioskiem z 6.08.2020 r., z wydang negatywng opinig Rady Przejrzystosci (nr
56/2021 z 24.05.2021 r.) oraz negatywna rekomendacja Prezesa Agencji (nr
56/2021z25.05.2021r.),

— whnioskiem z 15.12.2023 r., zwydang warunkowo pozytywng opinig Rady
Przejrzystosci (nr 63/2024 z 8.07. 2024 r.) oraz negatywna rekomendacjg Prezesa
Agencji (nr 66/2024 z 10.07.2024 ).

Minister Zdrowia, majac na uwadze uzyskanie jak najwiekszych efektéw zdrowotnych w
ramach dostepnych srodkéw publicznych, biorac pod uwage wszystkie kryteria decyzji o

objeciu refundacjg wskazane w art. 12 ustawy o refundacji tj.:

1) stanowiska Komisji Ekonomicznej, o ktérej mowa w art. 17,

2) rekomendacji Prezesa Agencji, o ktorej mowa w art. 35 ust. 6,

3) istotnosci stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacja,
4) skutecznosci klinicznej i praktycznej,

5) bezpieczenstwa stosowania,

6) relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania,

7) stosunku kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas refundowanych
lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow
medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym,

8) konkurencyjnosci cenowej,

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw

publicznych i Swiadczeniobiorcéw,

10) istnienia alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o $wiadczeniach,

oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania,

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

12) mapy potrzeb zdrowotnych, o ktérej mowa w art. 95a ust. 1 ustawy o $wiadczeniach,
13) wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakosc,
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 (Dz.U. z 2021 r. poz. 151), aw przypadku
braku mozliwosci wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania dodatkowego roku zycia,

14) zobowiazania do zapewnienia ciaggtosci dostaw, o ktédrym mowa w art. 25 pkt 4

- biorgc pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym procedury
medyczne, ktére moga by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, srodek spozywczy

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrob medyczny.
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dwukrotnie odmoéwit objecia refundacja leku Kanuma (sebelipazum alfa) na

zaproponowanych przez podmiot odpowiedzialny warunkach.

Drugie postepowanie administracyjne, w ktérym lek otrzymat pozytywne warunkowo
Stanowisko Rady Przejrzystosci, z warunkiem ograniczenia populacji do wczesnej postaci
choroby (ciezka postac) i obnizenia kosztéw terapii, zakonczyto sie w grudniu 2024 r.
wydaniem negatywnej decyzji Ministra Zdrowia. W obu postepowaniach Prezes Agenciji,
ktérego opinia jest jednym z wymienionych powyzej kryteridw art. 12 ustawy o refundacji,
nie rekomendowat objecia refundacja produktu, jednak wskazywat takg mozliwos¢ w

populacji z wczesng postacig choroby po obnizeniu kosztow terapii.

Aktualnie, w celu rozwazenia objecia refundacjg systemowg leku Kanuma w catej lub
zawezonej do ciezkiej postaci choroby populacji, niezbedne jest ponowne ztozenie wniosku
o objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto przez podmiot odpowiedzialny i przejscie
petnej $ciezki refundacyjnej, opisanej na wstepie.

Zgodnie z danymi przedstawionymi w analizie weryfikacyjnej agencji nr 0T.423.1.29.2024
228.06.2024 r. w Polsce jest ok 15-25 chorych z pézna postacig LAL-D. Minister Zdrowia
wskazuje, iz prowadzone sg intensywne prace w zakresie Systemu dla Chorob Rzadkich,
ktoérego elementami sg Karta Pacjenta z choroba rzadka oraz Polski Rejestr Chorob
Rzadkich. Wskazany rejestr umozliwi gromadzenie danych o faktycznej liczbie pacjentow z

chorobami rzadkimi w Polsce.

W sierpniu 2024 roku, Uchwatg Rady Ministréw, ustanowiono dokument P/an dla Chorob
Rzadkich 2024-2025. Jest to druga edycja Planu, majaca na celu poprawe sytuacji polskich
pacjentow cierpigcych nachoroby rzadkie oraz ich rodzin. Stworzenie modelu
zintegrowanej opieki zdrowotnej umozliwi kompleksows i skoordynowang opieke nad
pacjentami. W Planie dla Choréb Rzadkich, ktéry ma charakter operacyjny, proponuje sie
rozwiazania dotyczace ogdtu chordb rzadkich. Ten dokument strategiczny, okresla kierunki

dziatan w szesciu obszarach:

1) Powotanie Osrodkow Eksperckich Choréb Rzadkich (OECR)oraz analiza
wprowadzonych dla OECR produktéw rozliczeniowych. W ramach Unii Europejskiej
dziatajg Europejskie Sieci Referencyjne (ERN), czyli wirtualne sieci skupiajace
Swiadczeniodawcéw z catej Europy, utworzone w celu radzenia sobie ze ztozonymi lub
rzadkimi schorzeniami wymagajacymi wysoce specjalistycznego leczenia oraz taczenia
fachowej wiedzy, zasobéw i doswiadczenia specjalistycznych osrodkéw z panstw
cztonkowskich Unii Europejskich.

— obecnie w Polsce funkcjonujg 44 OECR zrzeszone w Europejskich Sieciach
Referencyjnych (ERN). Opracowano kryteria powotywania nowych OECR zgodne

z europejskimi rekomendacjami.
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— Dla osrodkéw eksperckich przygotowano nowe rozwiazania finansowania

specyficznych dla choréb rzadkich $ciezek diagnostycznych i terapeutycznych.
2) Poprawa dostepu do badan diagnostycznych wykorzystywanych w diagnostyce i
leczeniu chorob rzadkich.

— dostep do nowoczesnej diagnostyki genetycznej ma szczegdlnie duze znaczenie w
opiece nad pacjentami z podejrzeniem choroby rzadkiej,

— zaplanowano doposazenie szpitali w nowoczesny sprzet diagnostyczny aby
wyrownac dostep do diagnostyki.

3) Dostep do lekow, wyrobow medycznych i sSrodkow specjalnego przeznaczenia
zywieniowego stosowanych w chorobach rzadkich.

4) Polski Rejestr Choréb Rzadkich.

5) Karta Pacjenta z choroba rzadka.

6) Platforma Informacyjna ,,Choroby Rzadkie”.

— realizacja trzech powyzszych zadan to budowa Systemu dla Choréb Rzadkich.
Celem Systemu jest podnoszenie sSwiadomosci dla lekarzy i spoteczeristwa na
temat choréb rzadkich jak i poprawa dostepu pacjentéw do zindywidualizowanego
procesu diagnostyczno-terapeutycznego,

— wramach systemu powstanie Polski Rejestr Choréb Rzadkich. Z tego systemu
bedzie generowac sie Karta Pacjenta z Chorobg Rzadka, ktéra bedzie zbiorem
podstawowych, kluczowych informacji na temat sytuacji zdrowotnej pacjenta,
regularnie aktualizowanym. - Szczegétowe informacje na temat danej choroby
znajduja sie na aktualizowanej Platformie Informacyjnej, uruchomionej jesienia
2023r.

W realizacji Planu dla choréb rzadkich MZ wspiera powotana Rada ds. Choréb Rzadkich.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Jerzy Szafranowicz

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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