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Warszawa, 17 kwietnia 2026

Pan
Witodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu

Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,
w odpowiedzi na interpelacje nr 16270 z 1 kwietnia 2026 r. Poset Lidii Burzynskiej i grupy
postéw w sprawie zastosowania nowego leku sterydowego na rzadka chorobe dystrofie

miesniowa Duchenne'a, Minister Zdrowia prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Procedure obejmowania refundacja lekéw ze srodkéw publicznych reguluje ustawa

o refundacjil i wszczynana jest na wniosek, ktory wnies¢ moze do Ministra Zdrowia
podmiot odpowiedzialny, jego przedstawiciel lub importer.

Whiosek proceduje sie zgodnie z zapisami ww. ustawy, ktéra wskazuje, ze w przypadku
leku, dla ktérego zostat ztozony wniosek i ktéry nie posiada odpowiednika refundowanego
we wnioskowanym wskazaniu, Minister Zdrowia przesyta wniosek wraz ze ztozong
dokumentacja (w tym analizami HTA, zgodnie z art. 25 pkt 14 lit. c ustawy o refundacji czyli
dowodami naukowymi przedstawionymi przez wnioskodawce, ktore swiadczg np. o tym,
czy dany lek jest bezpieczny i skuteczny dla pacjenta w danym wskazaniu czy analize
wptywu na budzet ptatnika publicznego) Prezesowi Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) w celu przygotowania: analizy weryfikacyjnej Agencji,
stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa.

W kolejnym etapie postepowania catos¢ dokumentacji przekazywana jest Komisji
Ekonomicznej (KE), ktéra prowadzi z wnioskodawca negocjacje m.in. w zakresie ustalenia

ceny zbytu netto.

1 Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
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Dopiero dysponujac rekomendacjg Prezesa Agencji oraz uchwatg Komisji Ekonomicznej,
uwzgledniajac kryteria okreslone w art. 12 wspomnianej ustawy?, Minister Zdrowia
podejmie decyzje o objeciu badZz odmowie objecia refundacjg leku we wnioskowanym
wskazaniu.

Obecnie w procesie objecia refundacjg systemowa jest lek Agamree (vamorolonum).

Lek ten posiada pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terytorium Unii Europejskiej
wydane 14 grudnia 2023 r. jako lek (,zmodyfikowny steryd”) o dziataniu przypominajgcym
osiggane dotychczas przez klasyczne glikokortykoidy i jest aktualnie dostepny na polskim
rynku. Podmiot odpowiedzialny ztozyt wniosek o objecie refundacja leku Agamree w
programie lekowym LECZENIE CHORYCH Z DYSTROFIA MIESNIOWA DUCHENNE’A
(ICD-10: G71.0) dla pacjentéw w wieku od 4 lat i powyzej.

Whiosek dla leku Agamree (wamorolon) jest procedowany zgodnie z terminami i zapisami
ustawy o refundacji.

Nalezy takze podkresli¢, ze Minister Zdrowia obejmujac lek refundacja bierze pod uwage
warunki finansowe réwnowazace stuszny interes wszystkich pacjentéw i wnioskodawcy
oraz uwzgledniajac przy tym mozliwosci ptatnika publicznego. Srodki finansowe
przeznaczone na refundacje muszg by¢ dysponowane w sposéb sprawiedliwy i racjonalny,
bowiem kazda finansowana technologia generuje wydatki, ktére mogtyby zostaé
przeznaczone na finasowanie innych terapii zaspokajajacych potrzeby zdrowotne
pacjentow.

Odnoszac sie do przedstawionej przez Panig Poset informacji kwestionujgcej merytoryczne
uzasadnienie rekomendacji wydanej przez Prezesa AOTMIT w odniesieniu do warunku
wielkosci populacji, pozwalam sobie zwréci¢ uwage, ze AOTMIT oraz Rada Przejrzystosci sg

niezaleznymi instytucjami, ktérych ustawowym zadaniem jest przygotowywanie ocen i

21) stanowiska Komisji Ekonomicznej, o ktérej mowaw 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, wyrobéw medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym,
8) konkurencyjnosci cenowej,

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw publicznych i
Swiadczeniobiorcow,

10) istnienia alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o $wiadczeniach oraz jej efektywnosci
klinicznej i bezpieczenstwa stosowania,

11) wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteriow, 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 jakos¢, 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) zobowigzania do zapewnienia ciggtosci dostaw, o ktérym mowa w art. 25 pkt 4

- biorac pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym procedury medyczne, ktére moga
by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyréb
medyczny.
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rekomendacji w oparciu o najwyzsze standardy analizy naukowej. Proces przygotowywania

rekomendacji jest transparentny, wieloetapowy i oparty na rzetelnej ocenie dostepnych

dowodow klinicznych oraz analiz ekonomicznych. Uwzglednia on stanowiska ekspertéw,

wyniki badan naukowych oraz obowigzujace standardy medycyny opartej na faktach

(evidence-based medicine).

W tym kontekscie przedstawiam ponizej nastepujace informacjes:

Stanowisko Rady Przejrzystosci
Negatywne

Rekomendacja Prezesa AOTMIT

Negatywne/Pozytywne warunkowe

nr 25/2026 z dnia 23 lutego 2026 roku

nr 30/2026 z dnia 24 lutego 2026 r.

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacja produktu
leczniczego Agamree (vamorolonum), zawiesina doustna, 40 mg/ml, 1
butelka, GTIN: 07640137910303, w ramach programu lekowego
,Leczenie chorych z dystrofig miesniowa Duchenne’a (DMD) (ICD-10:
G71.0)".

Gtéwne argumenty decyzji:

e Stabajakos$¢ naukowych dowodéw na lepsze efekty
terapeutyczne w poréwnaniu z terapig kortykosteroidami.

e Dowody nie odzwierciedlajg wystarczajaco populacji
planowanej do wtaczenia w PL.

e Ograniczone dane dotyczace dtugoterminowej skutecznosci i
bezpieczenstwa wamorolonu.

e  Woysokie koszty dla ptatnika.

e Refundacja tylko w 2 krajach europejskich.

Prezes Agencji nie rekomenduje objecia refundacja
produktu Agamree (wamorolon) w ramach programu
lekowego ,Leczenie chorych z dystrofig miesniowg
Duchenne’a (DMD) (ICD-10: G71.0)" na

zaproponowanych warunkach.

Réwnoczesnie Prezes Agencji rekomenduje objecie
refundacja produktu Agamree (wamorolon) w ramach
programu lekowego ,Leczenie chorych z dystrofig
miesniowa Duchenne’a (DMD) (ICD-10: G71.0)”,
wytacznie w populacji pacjentéw zblizonej do populaciji
z badania rejestracyjnego pod katem stopnia
sprawnosci (tj. pacjentéw potrafiacych samodzielnie
chodzié, z wynikiem testu czasu wstawania z lezenia
[TTSTAND]

Uwaga: ww. zapis nie wskazuje na ograniczenie

stosowania leku w populacji od 4 do 7 lat, tylko na

ograniczenie populacji pod katem stopnia sprawnosci.

Nalezy zauwazy¢, ze lek Agamree jest zmodyfikownym kortykosteroidem, ktéry zostat

stworzony w celu utrzymania przeciwzapalnych wtasciwosci klasycznych sterydéw, przy

3 https.//bip.aotm.gov.pl/zlecenia-mz-2025/1054-materialy-2025/9378-220-2025-zIc
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jednoczesnym zminimalizowaniu typowych dla nich skutkéw ubocznych, co moze by¢ istotne

podczas dtugotrwatego stosowania.

Zgodnie z opinia AOTMIT wamorolon (WAM) nie wykazat lepszych efektéw

terapeutycznych w poréwnaniu z terapig innymi kortykosteroidami, czyli jego skutecznos¢

jest na takim samym poziomie jak komparatory* - stosowane obecnie u chorych z DMD leki:
prednizonu (PDN) i deflazakortu (DFZ). S3 to duzo tansze alternatywne sterydy stosowane
w DMD. Koszt roczny ich stosowania w leczeniu jednego pacjenta jest wielokrotnie nizszy
(uzalezniony od masy ciata) i np. u pacjenta o wadze 60 kg moze wynosi¢ dla prednizonu
1196,73 zt5.

Jednoczesnie nalezy takze podkresli¢, dla wamorolonu firma przedstawita ograniczone dane

dotyczace dtugoterminowej skutecznosci i bezpieczeristwa.

Podsumowujac, wniosek refundacyjny dla leku Agamree (wamorolon) jest obecnie
procedowany zgodnie z terminami i zapisami ustawy o refundacji. Minister Zdrowia
podejmie decyzje w ramach przystugujacych mu kompetenc;ji, dziatajac w sposéb
niezalezny, na podstawie i w granicach obowigzujacego prawa.

Proces decyzyjny opiera sie na analizie dostepnych danych naukowych, opinii
wyspecjalizowanych instytucji eksperckich oraz przestanek klinicznych i ekonomicznych.
Minister Zdrowia kieruje sie przy tym zasada zapewnienia pacjentom dostepu do
skutecznych i bezpiecznych terapii, przy jednoczesnym uwzglednieniu racjonalnego

gospodarowania srodkami publicznymi.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Katarzyna Kacperczyk

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/

4 Wyniki analizy skutecznosci WAM wzgledem zarowno PDN, jak i DFZ, wskazuja na brak IS roZnic w
zakresie parametrow oceny funkcji motorycznych dla wszystkich analizowanych punktow koricowych
(p.k.). IS réznice wykazano jedynie w zakresie zmian w ocenie funkcji behawioralnych (lek/depresja) w
ocenie opiekunéw w skali PARS Il wytacznie dla poréwnania WAM 2 mg/kg wzgledem PDN w dawce
0,75 mg/kg. Analiza poréwnawcza bezpieczenstwa wskazuje natomiast na wystepowanie IS rézZnic na
korzysc WAM w zakresie: przyrostu w percentylach wzrostu (vs PDN, vs DFZ,), zmian steZenia
markerdw obrotu kostnego (vs PDN), Ponadlto, wyniki RCT dla WAM wzgledem PDN wskazujg na IS
roznice na niekorzys¢ WAM 6 mg/kg w zakresie supresji funkcji nadnerczy. Nie odnotowano IS réznic
w zakresie: parametrow zmian masy ciata - BMI z-score (vs PDN, vs DFZ), jak rowniez ocenianych
zdarzeri niepozgdanych (vs PDN).

5> Koszt wyliczony na podstawie cena detalicznej Encortonu 5 mg 100 tabl. z obwieszczenia
Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 kwietnia 2026 r.
https://www.gov.pl/web/zdrowie/obwieszczenia-ministra-zdrowia-lista-lekow-refundowanych
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