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Warszawa, 05 marca 2025

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 7960 Pana Franciszka Sterczewskiego, Posta na
Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, w sprawie udostepnienia profilaktyki krwawien
emicizumabem dla dzieci chorych na hemofilie A w postaci ciezkiej do 18. roku

zycia, 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 refundacji’.
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
whioskodawca negocjacje w zakresie ustalenia ceny zbytu netto oraz wskazania, w
ktérym produkt ma byé refundowany. Dopiero dysponujac rekomendacjg Prezesa
Agencji oraz stanowiskiem Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajgc kryteria ujete w
art. 12 ustawy o refundacji, Minister Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badz

odmowie objecia refundacja produktu we wnioskowanym wskazaniu.

Nie jest prawda, ze objeto refundacja lek Hemlibra (emicizumab) wytacznie w

populacji dzieci ponizej 2. roku zycia. Przedmiotowy lek jest objety refundacja w
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ramach programu lekowego B.15. , Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilia
A7 B’ akryteria kwalifikacji do emicizumabu obejmujg 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 wczesdniej krwawienia dostawowe, lub

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

czynnikiem VIII.

Nalezy réwniez zauwazyé, ze od 2020 r. emicizumab jest dostepny w ramach
Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne dla pacjentéw z obecnoscig inhibitora czynnika VIII, u ktérych préba
wywotania immunotolerancji zakonczyta sie niepowodzeniem lub wystgpity
przeciwskazania do tego typu leczenia, a takze w wyjatkowych przypadkach dla

dzieci bez inhibitora.

Nalezy zauwazyé, iz o objecie refundacja leku w takiej populacji wnosita firma
Roche we wniosku o objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto. Dodatkowo
1 pazdziernika 2024 r. wprowadzono zmiany w przedmiotowym programie
lekowym, ktére polegaty na ujednoliceniu kryteriow kwalifikacji dla emicizumabu

bez wzgledu na modut profilaktyki pierwotnej lub wtérne;j.

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

danym wskazaniu musi dotaczy¢:

— analize kliniczna, 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 swiadczen ze srodkéw publicznych oraz Swiadczeniobiorcy,

— analize wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do finansowania

Swiadczen ze srodkéw publicznych.
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Wymienione wyzej analizy muszg braé pod uwage populacje, w ktérej dany lek ma
by¢ refundowany. Dostarczone przez firme Roche analizy obejmujg wiec populacje

duzo wezsza niz ,wszyscy pacjenci pediatryczni z ciezkg postacia hemofilif A’

W nawiazaniu do kwestii rocznych kosztéow refundacji przedmiotowego leku
nalezy zauwazy¢, ze sg to dane wrazliwe, ktérych Minister Zdrowia nie ma prawa
udostepniaé. Jednak Rada Przejrzystosci w Stanowisku nr 140/2023 zdnia 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 jednego pacjenta
stosowania emicizumabu fest kilkakrotne wyZszy od kosztu profilaktycznej terapii
za pomocg rekombinowanego czynnika VIII. Pozytywna decyzja refundacyjna
bedzie wigzata sie ze znacznymi, dodatkowymi wydatkami ptatnika publicznego.”
Skale réznicy w szacowanych kosztach lekéw przedstawia réwniez fakt, iz
projektujgc 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 r., kwota refundacji przeznaczona na VllI|
czynnik krzepniecia dla wszystkich pacjentéw prowadzacych profilaktyke
krwawien w ramach przedmiotowego programu lekowego wyniosta niewiele

ponad 18 min zt.

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, w ktdre moga by¢ wliczane instrumenty dzielenia
ryzyka skalkulowane dla oszacowan i analiz konkretnej populacji, Minister Zdrowia
na chwile obecna nie planuje zmian w zakresie refundacji emicizumabu w populacji

pediatrycznej.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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