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Warszawa, 11 czerwca 2025

Pan

Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 9805 z 14 maja 2025 r. Postéw Czestawa Hoca

i Marka Groébarczyka w sprawie pilnego finasowania z Funduszu Medycznego
najdrozszego leku swiata w terapii genowej dystrofii mie$niowej Duchenne'a
oraz ustanowienia programu badan przesiewowych noworodkéw w kierunku tej

choroby, Minister Zdrowia prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Fundusz Medyczny to mechanizm finansowy ustanowiony na mocy ustawy z dnia
7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym, ktéry powstat z inicjatywy
Prezydenta RP, we wspotpracy z Ministrem Zdrowia. Fundusz jest finansowany ze
srodkéw publicznych.

Jednym z kilkudziesieciu obszaréw wsparcia jest:

— finansowaniu technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej (TLK),

— finansowanie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci

L.

Na podstawie art. 40a ustawy 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.), zwanej dalej ,ustawg o refundacji”, Minister
Zdrowia moze wydac decyzje o objeciu refundacjg i ustaleniu ceny zbytu netto
technologii lekowej o wysokim poziomie innowacyjnosci, w przypadku gdy
Whioskodawca nie ztozyt dotychczas wniosku o objecie refundacja i ustalenie ceny

zbytu netto dla danego leku w tym wskazaniu.
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Technologia lekowa o wysokim poziomie innowacyjnosci jest technologia lekowa

stosowana w onkologii lub chorobach rzadkich, ktéra uzyskata pozwolenie na

dopuszczenie do obrotu wydane przez Rade Unii Europejskiej lub Komisje

Europejska i ktéra zostata umieszczona w wykazie technologii lekowych o wysokim
poziomie innowacyjnosci (art. 2 pkt 24 b ustawy o refundacji). Ustalenie poziomu
innowacyjnosci technologii lekowych stosowanych w onkologii lub chorobach
rzadkich oraz ustalenie danych gromadzonych w rejestrze medycznym, w tym
miedzy innymi wskaznikéw oceny efektywnosci terapii i oczekiwanych korzysci
zdrowotnych dokonywane jest przez Agencje Oceny Technologii Medycznych

i Taryfikacji, zwanej dalej ,,Agencja”, w formie wykazu technologii lekowej

o wysokim poziomie innowacyjnosci nie rzadziej niz raz do roku. Agencja okresla
populacje docelowg oraz szczegétowe warunki stosowania technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci. Agencja ustala poziom innowacyjnosci

oraz zasady tworzenia wykazu, uwzgledniajac wiedze z zakresu oceny technologii
medycznych, w szczegdlnosci oczekiwane efekty zdrowotne, biorgc pod uwage
miedzy innymi site interwencji, jako$¢ danych naukowych, niezaspokojong

potrzebe zdrowotng, wielko$¢ populacji docelowej oraz priorytety zdrowotne.

Minister Zdrowia po zasiegnieciu opinii Rady Przejrzystosci, konsultantow
krajowych z danej dziedziny medycyny oraz Rzecznika Praw Pacjenta, publikuje
liste technologii o wysokim poziomie innowacyjnosci na podstawie wykazu
technologii lekowej o wysokim poziomie innowacyjnosci przekazanego przez
Agencje. Minister Zdrowia informuje podmioty odpowiedzialne, ktérych
technologie lekowe znajduja sie na tej liscie, o mozliwosci ztozenia wniosku,

o ktéorym mowa w art. 24 ust. 1 pkt 1b ustawy o refundacji. Zatem postepowania

o objecie refundacja i ustalenie ceny zbytu netto technologii lekowych o wysokim

poziomie innowacyjnosci i o wysokiej wartosci klinicznej sg wszczynane na wniosek

strony. Stosowny komunikat w sprawie mozliwosci sktadania takich wnioskéw

Minister Zdrowia zamieszczat w publicznie dostepnej domenie mz.gov.pl.

Nalezy podkresli¢, ze postepowania refundacyjne w zakresie technologii lekowych
wskazanych w ustawie o Funduszu Medycznym sg postepowaniami wszczynanymi
na whniosek strony, zatem rozpoczecie postepowania o objecie refundacja

technologii lekowych jest mozliwe jedynie, jezeli zostanie ztozony odpowiedni

whiosek.
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W tym miejscu nalezy podkresli¢, iz Ministerstwo Zdrowia (MZ) co roku publikuje
nowa liste TLI, ktéra tworzona jest na podstawie wykazu AOTMIT, przy czym MZ
nie ma wptywu na liczbe terapii uwzglednionych na wykazie Agencji. Co wiecej,

po publikacji listy TLI Ministerstwo Zdrowia nie ma wptywu ani narzedzi prawnych
obligujacych podmioty do przedtozenia wniosku o objecie, a ten jest konieczny,
aby zrefundowac dang technologia. Podsumowujac, jezeli terapia nie zostata ujeta
w wykazie TLI AOTMIT to nie moze zostac objeta w tym trybie finansowaniem
zFM.

Dodatkowo nalezy wskazac, ze w ramach obowigzujacych przepiséw prawa tylko
produkt, ktéry jest dopuszczony do obrotu na terenie UE lub w Polsce moze zostaé
objety refundacja (zgodnie z art. 10 pkt.1. ustawy o refundacji) czy finansowany

w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowej (zgodnie z art. 47d pkt.4.

ustawy o $wiadczeniach?).

22 czerwca 2023 r. FDA (Agencja Zywnosci i Lekéw- amerykanska instytucja
rzagdowa) wydata przyspieszong decyzje dotyczaca zatwierdzenia Elevidys
(delandistrogen moxeparvovec-rokl) - pierwszej terapii genowej do leczenia
pacjentéw pediatrycznych w wieku od 4 do 5 lat z dystrofig miesniowg Duchenne’a
(Duchenne muscular dystrophy, DMD) z potwierdzong mutacjg w genie DMD,

ktérzy majg zachowana umiejetnos$é chodzenia.

Nastepnie 20 czerwca 2024 r. FDA zatwierdzita rozszerzenie wskazania

dla omawianego leku:

Elevidys to terapia genowa oparta na wektorze wirusa adenowirusowego,

wskazana u oséb w wieku co najmniej 4 lat:

e W leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a (DMD) u pacjentow
chodzacych, u ktérych potwierdzono mutacje genu DMD.

e W leczeniu DMD u pacjentéw niechodzacych, u ktorych potwierdzono
mutacje w genie DMD (1, 12.2) Wskazanie DMD u pacjentéw
niechodzacych jest zatwierdzone w ramach przyspieszonej procedury

zatwierdzania na podstawie ekspresji mikro-dystrofiny Elevidys. Dalsze

1 Na podstawie przepiséw ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 146, z p6Zn.zm., zwanej dalej ,ustawg o
$wiadczeniach”)
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zatwierdzanie tego wskazania moze by¢ uzaleznione od weryfikacji i opisu

korzysci klinicznych w badaniu(-ach) potwierdzajacym(-ych).

Wskazana terapia genowa nie moze by¢ aktualnie objeta refundacjg w Polsce

z uwagi na fakt, ze nie posiada pozwolenia na dopuszczenie do obrotu wydanego
przez Rade Unii Europejskiej lub Komisje Europejska. Na terenie Unii Europejskiej

preparat Elevidys pozostaje nadal preparatem eksperymentalnym.

Jednoczesnie nalezy podkresli¢, ze od czerwca 2024 r. trwa w drodze procedury
centralnej postepowanie rejestracyjne omawianego leku w Europejskiej Agenc;ji

Lekéw (EMA). Zakonczenie procesu zostato zaplanowane na lipiec 2025r.

Procedure obejmowania refundacjg lekow w Polsce reguluje ustawa o refundaciji,
zgodnie z ktérg objecie refundacjg produktu leczniczego w danym wskazaniu jest
dokonywana w drodze decyzji administracyjnej wydawanej przez Ministra Zdrowia
w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny (producenta,

importera leku).

W przypadku zakoniczenia procesu rejestracyjnego, a nastepnie dopuszczenia

do obrotu na terenie UE leku Elevidys mozliwa bedzie jego refundacja w Polsce pod

warunkiem ztozenia odpowiedniego wniosku do Ministerstwa Zdrowia

przez podmiot odpowiedzialny.

W zwigzku z powyzszym, w przypadku leku, dla ktérego zostat ztozony wniosek

i ktéry nie posiada odpowiednika refundowanego we wnioskowanym wskazaniu,
Minister Zdrowia przesyta wniosek wraz ze ztozong dokumentacjg Prezesowi
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w celu przygotowania: analizy
weryfikacyjnej Agencji, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa.
W kolejnym etapie postepowania cato$¢ dokumentacji przekazywana jest Komisji
Ekonomicznej, ktéra prowadzi z wnioskodawca negocjacje m.in. w zakresie
ustalenia ceny zbytu netto i instrumentéw dzielenia ryzyka. Dopiero dysponujac
rekomendacja Prezesa Agencji oraz stanowiskiem Komisji Ekonomicznej,
uwzgledniajac kryteria ujete w art. 12 ustawy o refundacji, Minister Zdrowia
podejmuje decyzje o objeciu badZz odmowie objecia refundacja leku

we wnioskowanym wskazaniu.

Nalezy mie¢ na uwadze fakt, ze w wykazie lekdw refundowanych umieszczane sg

wytacznie technologie medyczne w odniesieniu do ktérych zostaty przedstawione
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wyczerpujace dowody naukowe oraz zebrano mozliwie najpetniejszy zbior
wynikéw badan klinicznychi literaturowych na temat ich terapeutycznego

dziatania.

Badania przesiewowe noworodkéw w Polsce sg prowadzone na podstawie
programu polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia pn. Rzadowy program badan
przesiewowych noworodkéw na lata 2019 - 2026. Aktualnie noworodki badane s3

pod katem 30 choréb.

W przypadku rozszerzenia panelu badan o nowe choroby konieczne jest uprzednie
przeprowadzenie analiz dostepnych metod oraz przeprowadzenie badan
pilotazowych. Istotne jest rowniez przyznanie dodatkowych srodkéw finansowych
najpierw na dziatania przygotowawcze, a nastepnie na objecie nowymi badaniami
catej populacji noworodkéw. Kluczowa kwestig jest mozliwos$¢é dalszego leczenia
zdiagnozowanych pacjentéw w ramach publicznego systemu opieki zdrowotne;j.
Ministerstwo Zdrowia, wspdlnie z Instytutem Matki i Dziecka w Warszawie, ktéry
jest wykonawcg badan w ramach programu, analizuje aktualny stan i mozliwosci
rozszerzenia panelu badan przesiewowych noworodkéw o kolejne choroby. Na tej
podstawie sg podejmowane decyzje o ewentualnym wprowadzeniu nowych badan
do Programu. Tego typu zmiany w programie podlegajg rowniez ocenie i akceptacji

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Jednoczesnie nalezy wspomnie¢, ze w marcu br. do Rzadowego programu badan
przesiewowych noworodkéw na lata 2019 - 2026, wprowadzono finansowanie

wykonania badan probnych w kierunku 6 nowych choréb:

1. Wrodzonego niedoboru odpornosci SCID (w tescie podwdjnym razem z
bedacym juz w Programie rdzeniowym zanikiem miesni SMA);
galaktozemii;
grupy

4. 4lizosomalnych chordéb spichrzeniowych (choroby Pompe’go, Fabry’ego,

Gaucher’a oraz mukopolisacharydozy typu | MPS-I).

W przypadku pozytywnych wynikéw dziatan pilotazowych, w pierwszej kolejnosci
planowane jest rozszerzenie programu o wybrane lub wszystkie powyzsze

choroby. Obecnie nie s3 prowadzone prace nad wprowadzeniem badan

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

przesiewowych w kierunku kolejnych choréb, w tym dystrofii mie$niowej

Duchenne'a.

Nalezy jednak podkresli¢, ze Ministerstwo przychyla sie do stanowiska, ze badania
przesiewowe sg istotnym elementem profilaktyki i sg niezbedne do jak
najwczes$niejszego wdrozenia leczenia, dlatego kwestia rozszerzania programu

o kolejne choroby pozostaje otwarta. Jest ona jednak w duzym stopniu zalezna

od efektéw podejmowanych analiz i dziatan oraz od czynnikéw ekonomicznych.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Marek Kos

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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