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Pan

Wtodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu
Rzeczpospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku

W odpowiedzi na interpelacje nr 17474 postéw Dariusza Mateckiego i Zbigniewa Ziobro, w
sprawie systemowej pomocy dzieciom chorym na dystrofie miesniowg Duchenne’a,
uprzejmie prosze o przyjecie ponizszej informacji w dotyczacych postepowania w chorobie,
dostepnych farmakoterapii oraz informacji o pespektywie kolejnych.

Na wstepie nalezy podkresli¢, ze chorzy na dystrofie miesniowa Duchenne’a s3 objeci
skoordynowana, wielospecjalistyczng opieka skoncentrowang na zapewnieniy najwyzszej
mozliwej jakosci zycia. Wysitek ten podejmujg m.in. specjalisci w chorobach rzadkich w
Osrodkach Eksperckich Choréb Rzadkich. Minerstwo Zdrowia podjeto dziatania majgce na
celu zwiekszenie liczby podmiotéw leczniczych majacych status osrodka eksperckiego -
stosowne zapisy wprowadzono do projektu ustawy zmieniajacej ustawe o $wiadczeniach,
ktéry w najblizszych miesigcach trafi do Sejmu. Ponadto procedowany jest projekt ustawy
wprowadzajacej przepisy umozliwiajace uruchomienie Systemu dla Choréb Rzadkich z
komponentem Polskiego Rejestru Choréb Rzadkich, dzieki ktéremu poprawi sie jakos¢
danych m.in. o liczbie pacjentow. Aktualnie szacuje sie, ze chorych na DMD w Polsce jest ok.
400-500. Szereg dziatan podejmowanych w Ministerstwie Zdrowia na rzecz pacjentéw z
chorobami rzadkimi, w tym DMD, realizowanych jest we wspotpracy z Radg do spraw
Choréb Rzadkich w sktad ktérej wchodzg m.in. eksperci kliniczni i przedstawiciele
organizacji pacjentckich.

W odniesieniu do farmakoterapii, uprzejmie prosze mie¢ na uwadze, ze w Polsce w ramach
obowigzujacych przepisow prawa tylko produkt, ktory jest dopuszczony do obrotu na
terenie UE lub w Polsce moze zostac objety refundacjg (zgodnie z art. 10 pkt.1. ustawy o
refundacjil) czy finansowany w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowej -
RDTL (zgodnie z art. 47d pkt.4. ustawy o $wiadczeniach?).

1 Zgodnie z ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2026 r. poz. 253), zwanej dalej ,ustawa o
refundacji”

2 Na podstawie przepiséw ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.z 2025 r. poz. 1461, z p6zn.zm., zwanej dalej ,ustawa o

$wiadczeniach”)
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Dystrofia migsniowa Duchenne’a (DMD) to rzadka choroba genetyczna, nalezy do grupy
choréb okresinych mianem dystrofinopatii. Ze wzgledu na sposéb dziedziczenia choruja
przede wszystkim chtopcy a czestos¢ wystepowania szacuje sie na okoto jeden do 6000
zywo urodzonych chtopcéw. Choroba ma charakter postepujacy pierwsze objawy pojawiaja
sie w kilku pierwszych latach zycia zwykle przed ukonczeniem pigtego roku zycia. DMD
zaczyna sie od zaburzen chodu widocznych szczegdlnie na przyktad w czasie wchodzenia po
schodach. W przebiegu choroby dochodzi do narastajacego ostabienia miesni konczyn
dolnych i gérnych, a takze rozwoju niewydolnosci oddechowej oraz uszkodzenia miesnia
serca tzw. kardiomiopatii. Obok objawdéw ruchowych, u czesci pacjentéw obserwuje sie
takze zaburzenia rozwoju intelektualnego z opéznieniem rozwoju mowy. Za wystapienie
choroby odpowiedzialne jest uszkodzenie genu DMD zlokalizowanego na chromosomie X,
ktérego mutacje dziedzicza sie w sposob recesywny.

Eksperci w chorobach rzadkich podkreslaja, ze opieka nad pacjentem z DMD wymaga
kompleksowego, skoordynowanego i dtugofalowego modelu postepowania. Leczenie
farmakologiczne, w tym steroidoterapia, leczenie kardiologiczne, pulmonologiczne oraz
nowe terapie modyfikujace przebieg choroby, powinno by¢ prowadzone w $cistym
powigzaniu z rehabilitacja, opieka dietetyczng, psychologiczng, neurologopedyczng,
edukacja rodziny oraz wsparciem srodowiskowym.

W organizacji kompleksowej i skoordynowanej opieki medycznej nad pacjentami z
chorobami rzadkimi kluczowa role petnig Osrodki Eksperckie Chordb Rzadkich (OECR)
powotane przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia, ktére dzieki wspdétpracy z
Europejskimi Sieciami Referencyjnych dla Choréb Rzadkich realizujg $wiadczenia w
zakresie diagnostyki i leczenia choréb rzadkich.

W polskich osrodkach opieka nad pacjentem z DMD jest scisle oparta na aktualnych
wytycznych dotyczacych prowadzenia pacjentéw z tg chorobg. Opieka realizowana jest
najczesciej w formie krétkich hospitalizacji, w czasie ktérych przeprowadzana jest
kompleksowa ocena stanu pacjenta oraz ustalane sg dalsze zalecenia diagnostyczne,
terapeutyczne i rehabilitacyjne.

Opieka nad pacjentami z DMD taczy wiele elementéw z réznych dziedzin medycyny oraz
dziatan majacych na celu edukacje pacjentéw i ich rodzin oraz integracje sSrodowiska.

Dystrofia miesniowa Duchenne’a dotyczy uktadu nerwowo-miesniowego, obejmuje
rowniez regularng ocene oraz terapie kardiologiczng, poniewaz zmiany w miesniu
sercowym, zaburzenia kurczliwosci oraz przewodzenia bodZzcéw maja kluczowe znaczenie
dla ogélnego stanu pacjenta. Ponadto prowadzana opieka wymaga zaangazowania
endokrynologéw z uwagi na ryzyko zaburzen w procesie dojrzewania. Istotna jest statg
wspbtpraca ze specjalistg w dziedzinie anestezjologii obejmujaca rowniez edukacje
rodzicéw i opiekunéw w zakresie postepowania w stanach nagtych. Pacjenci z DMD objeci
sg stata, konsekwentna fizjoterapia, obejmujgca réwniez elementy rehabilitacji
oddechowej. Istotne jest poradnictwo dietetyczne z regularng oceng dietetyczng i
modyfikacja diety w réznych etapach choroby.

W standardzie postepowania jest objecie pacjentéw i ich rodzin opieka psychologiczng oraz
wsparciem w procesie edukacji, poniewaz zaburzenia neurorozwojowe, w tym cechy
spektrum autyzmu oraz niepetnosprawnos¢ intelektualna, dotyczg istotnego odsetka dzieci
z DMD.
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W zakresie farmakoterapii podstawowym leczeniem spowalniajgcym postep choroby jest
sterydoterapia, ktéra ma udowodnione dziatanie spowalniajace postep utraty funkcji
miesniowe;.

Obecnie finansowaniu ze Srodkéw publicznych w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a
podlegaé¢ moga produkty lecznicze sprowadzane z zagranicy w ramach procedury importu
docelowego, tj. Calcort (deflazacort w postaci statej - tabletki) oraz Dezacor (deflazacort w
formie kropli doustnych). Leki te moga by¢ sprowadzane na podstawie zapotrzebowania
wystawianego przez lekarza prowadzacego i potwierdzanego przez konsultanta
wojewddzkiego lub krajowego w danej dziedzinie medycyny; pacjent moze ubiegac sie o
refundacje leku sprowadzanego z zagranicy w ramach ww. procedury po ztozeniu
stosownego wniosku (Minister Zdrowia ma 30 dni na jego rozpatrzenie). W przypadku
decyzji Ministra Zdrowia o wyrazeniu zgody na refundacje danego leku sprowadzanego z
zagranicy na potrzeby danego pacjenta, pacjent ma mozliwos¢ nabycia leku po wniesieniu
optaty ryczattowej (3,20 zt brutto) za opakowanie jednostkowe danego leku, niezaleznie od
jego wyjsciowej ceny rynkowej.

W procesie objecia refundacja systemowg jest aktualnie lek Agamree (vamorolonum) w
programie lekowym LECZENIE CHORYCH Z DYSTROFIA MIESNIOWA DUCHENNE’A
(ICD-10: G71.0) dla pacjentow w wieku od 4 lat i powyzej, ktory zostat oceniony przez
Agencje Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT). Aktualnie postepowanie znajduje
sie na ostatnim etapie, w niedalekiej przysztosci zostanie wydana decyzja Ministra Zdrowia
o objeciu refundacjg badz odmowie finansowania terapii ze Srodkéw publicznych.

Nalezy takze podkresli¢, ze Ministerstwo Zdrowia opublikowato VI liste technologii
lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (dalej jako ,lista TLI") na podstawie wykazu
technologii lekowej o wysokim poziomie innowacyjnosci przekazanego przez AOTMIT
(dalej jako ,wykaz TLI")3, w ramach ktorej zostata uwzgledniona substancja czynna
givinostat (Duvyzat) we wskazaniu do stosowania w leczeniu dystrofii miesniowe;j
Duchenne’a (ang. Duchenne muscular dystrophy, DMD) u pacjentéw chodzacych, w wieku
6 lat i starszych, i podczas jednoczesnego leczenia kortykosteroidami. Lista TLI Ministra
Zdrowia stanowi podstawe do sktadania przez podmioty odpowiedzialne wnioskéw o
objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto, o ktorym mowa w art. 24 ust. 1 pkt 1b.ida
m.in. mozliwos$¢ rozszerzenia wykazu lekéw refundowanych dla ww. substancji czynnej w
ramach programu lekowego LECZENIE CHORYCH Z DYSTROFIA MIESNIOWA
DUCHENNE'A (DMD) (ICD-10: G71.0).

W przypadku lekéw Agamree (vamorolon) oraz Duvyzat (givinostat) nalezy zaznaczy¢, ze
aktualnie jedyna mozliwoscig finansowania ze srodkéw publicznych jest procedura RDTL.

W ramach RDTL mozliwe jest finansowanie lekéw niepodlegajacych finansowaniu ze
srodkéw publicznych w danym wskazaniu na potrzeby pacjentow, u ktorych w toku
dotychczasowego leczenia zostaty juz wyczerpane dostepne technologie medyczne
finansowane ze srodkéw publicznych. Finansowaniu w ramach procedury RDTL podlegac
moga produkty lecznicze posiadajace pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terytorium
Rzeczypospolitej Polskiej, ktdre pozostajg w obrocie lub sg dostepne na polskim rynku i nie

3 https://www.aotm.gov.pl/aktualnosci/najnowsze/wykaz-technologii-lekowych-o-wysokim-
poziomieinnowacyjnosci-
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znajduja sie na wykazie produktéw leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach
procedury RDTL, publikowanym przez Ministra Zdrowia.

W kwestii finansowania lekéw Duvyzat oraz Agamree w ramach RDTL nalezy wskaza¢, ze w
przypadku pierwszego produktu leczniczego obecnie nie istniejg zadne przeszkody natury
formalno-prawnej uniemozliwiajace jego finansowanie w ramach RDTL (lek jest
dopuszczony do obrotu na terytorium Polski, jest dostepny i nie znajduje sie na wykazie
lekéw niefinansowanych w RDTL). W przypadku produktu leczniczego Agamree, nalezy
zaznaczyé¢, ze obecnie, w zwigzku z negatywna rekomendacjg Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji nr 30/2026 z dnia 24 lutego 2026 r., mozliwos¢
finansowania ww. leku w ramach RDTL zostata ograniczona wytacznie do populacji
pacjentow spetniajacych kryterium zdolnosci do samodzielnego chodzenia oraz wyniku
testu czasu wstawania z lezenia ponizej 10 s (brak finansowania leku Agamree w populacji
niespetniajacej powyzszych kryteriow potwierdzono wpisem na wykaz lekow
niefinansowanych w RDTL).

Ponadto prosze o przyjecie informacji dotyczacej terapii genowej do leczenia pacjentow z
dystrofig miesniowa Duchenne’a (DMD) z potwierdzong mutacjg w genie DMD.

W czerwcu 2023 r. FDA (Agencja Zywnosci i Lekéw- amerykanska instytucja rzadowa)
wydata pierwsza, przyspieszong decyzje dotyczaca zatwierdzenia Elevidys
(delandistrogene moxeparvovec). Lek Elevidys nie posiada aktualnie pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskie;j.

Od czerwca 2024 r. trwato w drodze procedury centralnej postepowanie rejestracyjne
omawianego leku w Europejskiej Agencji Lekow (EMA). 25 lipca 2025 r. EMA uznata, ze
korzysci ptynace ze stosowania leku Elevidys nie zostaty udowodnione, dlatego zalecita
odmowe wydania warunkowego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Nastepnie 24
wrzesnia 2025 r. wydana zostata przez Komisje Europejska decyzja odmowng, na mocy
rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady, w sprawie wydania
pozwolenia na wprowadzenie do obrotu produktu leczniczego stosowanego u ludzi
"Elevidys - delandistrogen mokseparwowek". Szczegétowe informacje dotyczace odmowy
wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu ww. leku znajduja sie na stronach:

https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/elevidys

https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/ho28740.htm

Podkreslenia wymaga, iz tylko w przypadku zakonczenia procesu rejestracyjnego, a
nastepnie dopuszczenia do obrotu na terytorium Unii Europejskiej danego leku mozliwa
jest jego finansowanie w ramach procedury RDTL albo refundacja systemowa w Polsce,
przy czym aby lek zostat objety refundacjg systemowg konieczne jest przedtozenie przez
podmiot odpowiedzialny stosownego wniosku o objecie refundacja i ustalenie warunkéw
cenowych, tym samym decyzja o ewentualnym objeciu refundacja leczenia w Polsce finalnie
jest uzalezniona od firmy farmaceutycznej.

Jest to proces, ktory wymaga wieloetapowego postepowania administracyjnego.

Po pozytywnej ocenie formalno-prawnej wniosku o objecie refundacjg danego leku sprawa
jest procedowana dalej, tj. oceniana przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji m.in. analizy HTA (dowody naukowe, ktére $wiadczg np. o tym, czy dany lek jest
bezpieczny i skuteczny dla pacjenta w danym wskazaniu czy analize wptywu na budzet
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ptatnika publicznego), a w kolejnym etapie przekazane do Komisji Ekonomicznej, ktora
prowadzi z wnioskodawca negocjacje cenowe. Dopiero dysponujac rekomendacjg Prezesa
Agencji oraz uchwata Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajac kryteria okreslone w art. 12
wspomnianej ustawy3, Minister Zdrowia podejmie decyzje o objeciu badz odmowie objecia
refundacjg leku we wnioskowanym wskazaniu.

Reasumujac, zastosowanie skoordynowanej, wielospecjalistycznej opieki w sposdéb istotny
poprawia jakos¢ zycia pacjentéw z DMD oraz przyczynia sie do wydtuzenia ich przezycia.
Nalezy jednak zastrzec, ze wszelkie decyzje dotyczace zastosowania u danego pacjenta
okreslonej metody leczenia (w tym réwniez leczenia farmakologicznego) naleza do
wytacznych kompetencji lekarza prowadzacego leczenie danego pacjenta.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Tomasz Maciejewski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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