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Szanowny Panie Ministrze,

w odpowiedzi na pismo z dnia 6 wrze$nia 2021 r. (znak: PLR.4504.871.2021.1.JKB),
dziatajac na podstawie art. 40a ust. 8 w zw. z art. 40a ust. 5 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych!, przedstawiam opini¢ w zakresie zasadno$ci umieszczenia
technologii lekowych ujetych w wykazie z dnia 26 sierpnia 2021 r. na opracowywanej

przez Ministra Zdrowia liscie technologii lekowych o wysokiej wartos$ci kliniczne;j.

Przygotowany przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych 1 Taryfikacji wykaz
technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej zawiera 35 pozycji, ujetych jako
,czasteczko-wskazania”, co obejmuje 30 lekéw oraz 23 substancje czynne lub ich
kombinacje. Sg to technologie lekowe, ktore uzyskaty pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
wydane przez Rade Unii Europejskiej lub Komisje Europejska od dnia 1 stycznia 2017 r.
inie s3 objete w Polsce refundacja. Wykaz ten, odmiennie niz wykaz technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci, nie ogranicza si¢ do lekow stosowanych w onkologii
1 chorobach rzadkich. Ocena technologii znajdujacych si¢ w analizowanym wykazie winna
skupia¢ si¢ na wartosci klinicznej uwzgledniajacej poziom innowacyjnosci oraz oczekiwane
efekty zdrowotne, biorac pod uwage w szczeg6élno$ci takie przestanki, jak sila interwencji,

jako$¢ danych naukowych, niezaspokojona potrzeba zdrowotna, wielkos¢ populacji

' Dz. U. 22021 r. poz. 523, z p6zn. zm.
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docelowej oraz priorytety zdrowotne. Przed przejSciem do wskazania technologii, ktoére
zdaniem Rzecznika Praw Pacjenta speiniajg wymienione kryteria, chciatbym przedstawi¢

pokroétce zatozenia stojace za dokonang oceng.

Po pierwsze, lista technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej powinna by¢
odpowiednio szeroka i1 obejmowaé réznorodne wskazania. Takie podejscie przyniesie
bowiem szanse na realizacj¢ oczekiwan roznych grup pacjentdow, zwigzanych z potrzeba
zapewnienia dostepnosci terapii zgodnych z najbardziej aktualnymi standardami klinicznymi.
Pamigta¢ przy tym nalezy, ze umieszczenie na liscie danej technologii nie jest rOwnoznaczne
z objeciem jej finansowaniem ze srodkéw Funduszu Medycznego, a jedynie daje mozliwos¢
wystapienia z wnioskiem w tym przedmiocie. Inicjatywa pozostaje zatem po stronie
producentéw lekow, mozna za$§ przyjaé, ze z roznorakich przyczyn nie wszyscy skorzystaja
z takiej mozliwosci. Zbyt waska lista technologii moze zatem skutkowac niewykorzystaniem

zabezpieczonych w ramach Funduszu Medycznego srodkéw pienigznych.

Po drugie, w stosunku do czg$ci z technologii lekowych ujetych w wykazie zostalty juz
ztozone wnioski o objecie refundacja w standardowym trybie, lecz jak dotychczas
nie uzyskaly one finansowania ze $rodkow publicznych (jak Epidyolex, Reagila, Kymriah
w odniesieniu do jednego ze wskazan, Yescarta, Imfinzi). Niektore z postgpowan w tym
przedmiocie sg jeszcze w toku. Gtowna przyczyng braku pozytywnej decyzji refundacyjnej
badz tez negatywnej rekomendacji Prezesa AOTMIT zdaje si¢ by¢ wysoko$¢ ceny produktu
zaproponowana przez wnioskodawce. W ocenie Rzecznika okolicznosci te nie powinny
by¢ samoistnym powodem wykluczenia danego leku z listy technologii lekowych
o wysokiej warto$ci klinicznej. Przewidziany w ramach Funduszu Medycznego subfundusz
terapeutyczno-innowacyjnym daje bowiem dodatkowa szans¢ na poszerzenie dostgpnosci
do nowoczesnych i skutecznych metod leczenia, co z perspektywy pacjentow jest rzecz
jasna niezwykle cenne. Dzieki za§ umieszczeniu danego produktu na liscie mozliwe bedzie
ztozenie przez podmiot odpowiedzialny nowego wniosku — o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu technologii lekowej o wysokiej wartosci klinicznej, ktéry bedzie
zawieral m.in. wnioskowane warunki objecia refundacja oraz analize jej wptywu
na budzet, dajac jeszcze jedng szanse na uzgodnienie warunkow akceptowalnych dla ptatnika

publicznego.

Po trzecie, od 1 wrze$nia 2021 r. finansowaniem ze $rodkoéw publicznych objete zostaty
dwa leki wymienione w wykazie: poz. 7. Kymriah (tisagenlecleucel), w programie lekowym

B.65. (Leczenie chorych na ostrg bialaczke limfoblastyczng), a takze poz. 29. Takhzyro



(lanadelumab), w programie lekowym B.122. (Leczenie zapobiegawcze chorych
z nawracajacymi napadami dziedzicznego obrzgku naczynioruchowego o ci¢zkim przebiegu)
2, Tym samym technologii tych nie nalezy ujmowaé na liscie technologii lekowych o
wysokiej wartosci klinicznej (vide art. 2 pkt 24a lit. a ustawy o refundacji lekow, srodkow

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyroboéw medycznych).

Po czwarte, czg$¢ sposrod lekow wymienionych w wykazie to stosowane w tym samym
wskazaniu leki rownowazne, w dodatku zawierajace substancje czynne, ktore podlegaja
juz (co do tej samej postaci leku) refundacji w Polsce w odmiennych wskazaniach.
Przyktadem tego jest adalimumab we wskazaniu ,,czynne ropne zapalenie apokrynowych
gruczotow potowych o nasileniu umiarkowanym do cigzkiego u os6b dorostych i mtodziezy
w wieku od 12 lat, u ktorych konwencjonalne leczenie uktadowe jest nieskuteczne” — tj. leki
Amgevita (poz. 16), Amsparity (poz. 17), Hefiya (poz. 18), Hulio (poz. 19), Hyrimoz (poz.
20), Idacio (poz. 21) oraz Imraldi (poz. 22). Leki zawierajgce substancje czynng adalimumab
sg dostepne w ramach programow lekowych B.32., B.33., B.35., B.36., B.47. i B.105,,
aobjete sa grupa limitowa 1050.1 ,blokery TNF — adalimumab” z podstawa limitu
finansowania w wysokosci 1.601,32 zl. Przyja¢ zatem mozna, ze objecie refundacja
adalimumabu w nowym wskazaniu jest mozliwe w standardowym trybie, z uwzglednieniem
lekow dopuszczonych do obrotu takze przed 1 stycznia 2017 r. oraz zapewnieniem
konkurencji 1 rownych warunkéw migdzy producentami wszystkich lekéw zawierajacych
te substancje¢ czynng. W pewien sposob zblizong sytuacje mozna zidentyfikowaé
w odniesieniu  do lenalidomidu we wskazaniu ,noworozpoznany szpiczak mnogi
po autologicznym przeszczepie komorek macierzystych, u oséb dorostych w monoterapii
w leczeniu podtrzymujacym” — tj. leki Lenalidomide Accord (poz. 30) i Lenalidomide Mylan
(poz. 31). Sa to leki generyczne w stosunku do leku Revlimid (dopuszczonego w 2007 r.),
dostgpnego w programach lekowych B.54. 1 B.84., z podstawg limitu finansowania

na poziomie 14.297,70 zt (grupa limitowa 1120.0).

Uwzgledniajac powyzsze w opinii Rzecznika Praw Pacjenta na liScie technologii

lekowych o wysokiej wartosci klinicznej nalezy umiescic:

e poz. 1. bezlotoksumab (lek Zinplava) — zapobieganie nawrotom zakazenia wywolywanego
przez Clostridium difficile u oséb dorostych z wysokim ryzykiem nawrotu zakazenia

Clostridium difficile;

2 Stosownie do obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 20 sierpnia 2021 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekow, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1
wrzesnia 2021 r.



e poz. 2. budezonid (lek Jorveza) — eozynofilowe zapalenie przelyku u oséb dorostych
(w wieku powyzej 18 lat);

e poz. 3. kannabidiol (lek Epidyolex) — napady padaczkowe zwigzane z zespotem Lennoxa-
Gastauta u os6b w wieku 2 lat lub starszych w skojarzeniu z klobazamem;

e poz. 4. kannabidiol (lek Epidyolex) — napady padaczkowe zwigzane z zespotem Dravet
u 0s6b w wieku 2 lat lub starszych w skojarzeniu z klobazamem;

e poz. 5. kariprazyna (lek Reagila) — schizofrenia u pacjentow dorostych?;

e poz. 6. autologiczne transdukowane anty-CD19 komoérki CD3-dodatnie (lek Tecartus)
—nawrotowy lub oporny na leczenie chtoniak z komorek ptaszcza u osob dorostych,
ktore uprzednio otrzymaty co najmniej dwie linie leczenia systemowego, w tym inhibitor
kinazy tyrozynowej Bruton;

e poz. 8. tisagenlecleucel (lek Kymriah) — nawrotowy lub oporny na leczenie chtoniak
rozlany z duzych komoérek B, po dwoch lub wigkszej liczbie linii leczenia systemowego
u 0sOb dorostych;

e poz. 9. aksykabtagen cyloleucel (lek Yescarta) — nawrotowy lub oporny na leczenie
chioniak rozlany z duzych komorek B, po dwoch lub wigkszej liczbie linii leczenia
systemowego u 0sob dorostych;

e poz. 10. aksykabtagen cyloleucel (lek Yescarta) — pierwotny chtoniak $rodpiersia z duzych
komorek B, po dwoch lub wigkszej liczbie linii leczenia systemowego u 0s6b dorostych;

e poz. 11. cenegermina (lek Oxervate) — umiarkowane (trwaly ubytek nablonka rogowki)
lub cigzkie (wrzod rogowki) neurotroficzne zapalenie rogéwki u 0sob dorostych;

e poz. 12. durwalumab (lek Imfinzi) - pierwsza linia leczenia rozlegltego
drobnokomorkowego raka pluca u osob dorostych w skojarzeniu z etopozydem
i karboplatyng lub cisplatyna;

e poz. 13. gemtuzumab ozogamicin (lek Mylotarg) — wczes$niej nieleczona ostra biataczka
szpikowa z ekspresja antygenu CD-33 de novo, z wyjatkiem ostrej biataczki
promielocytowej, u osé6b w wieku 15 lat i starszych, w skojarzeniu z daunorubicyng
1 cytarabing;

e poz. 14. patiromer (lek Veltassa) — hiperkaliemia u 0os6b dorostych;

3 W tym przypadku warto zwrdcié¢ uwage, ze podmiot odpowiedzialny ubiegat sie o refundacje leku w wezszym
wskazaniu niz przedstawione w wykazie za Charakterystyka Produktu Leczniczego (tj. leczenie dorostych
pacjentow ze schizofrenig z pierwotnymi, przewazajacymi i przetrwatymi objawami negatywnymi, u ktorych
nie wystepuja objawy depresyjne), w odniesieniu do czego Prezes AOTMiT wydatl w dniu 23 pazdziernika
2020 r. rekomendacj¢ pozytywna (https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2020/004/REK/2020-10-

23_Rekomendacja 75-2020 Reagila BIP_ REOPTR.pdf).



https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2020/004/REK/2020-10-23_Rekomendacja_75-2020_Reagila_BIP_REOPTR.pdf
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poz. 15. woretygen neparwowek (lek Luxturna) — dziedziczna dystrofia siatkowki
spowodowana przez potwierdzone bialleliczne mutacje genu RPE65 u dzieci, mtodziezy
1 0s6b dorostych z utratag wzroku, u ktorych zachowala si¢ wystarczajaca liczba zywych
komorek siatkowki;

poz. 23. apiksaban (lek Apixaban Accord) — zapobieganie udarom moézgu 1 zatorowosci
systemowej u osob dorostych z niezastawkowym migotaniem przedsionkdéw z co najmniej
jednym czynnikiem ryzyka, takim jak przebyty udar moézgu lub przemijajacy napad
niedokrwienny; wiek > 75 lat; nadci$nienie t¢tnicze; cukrzyca; objawowa niewydolnos¢
serca (klasa wg NYHA > I);

poz. 24. edoksaban (lek Roteas) — zapobieganie udarom mdzgu i zatorowosci systemowe;j
u 0s6b dorostych z niezastawkowym migotaniem przedsionkow, z co najmniej jednym
czynnikiem ryzyka, takim jak zastoinowa niewydolno$¢ serca, nadci$nienie t¢tnicze,
wiek > 75 lat, cukrzyca, przebyty udar mozgu lub przemijajacy napad niedokrwienny;

poz. 25. buprenorfina + nalokson (lek Zubsolv) — leczenie substytucyjne uzaleznienia
od narkotykow  opioidowych ~w ramach leczenia medycznego, spotecznego
1 psychologicznego. Przeznaczone dla oséb dorostych i mlodziezy w wieku powyzej 15 lat
wyrazajacych zgode na leczenie uzaleznienia;

poz. 26. kabazytaksel (lek Cabazitaxel Accord) — oporny na kastracje rak gruczolu
krokowego z przerzutami u o0sO6b dorostych, leczonych wcze$niej schematem
chemioterapii zawierajacym docetaksel w skojarzeniu z prednizonem lub prednizolonem;
poz. 27. enkorafenib (lek Braftovi) — przerzutowy rak jelita grubego z obecnos$cia mutacji
BRAF V600E, u oséb dorostych, u ktéorych wczesniej stosowano leczenie systemowe,
w skojarzeniu z cetuksymabem;

poz. 28. iwakaftor + tezakaftor + eleksakaftor (lek Kaftrio) — mukowiscydoza u oséb
wwieku co najmniej 12 lat, z homozygotyczng mutacja F508del genu
mukowiscydozowego przezblonowego regulatora przewodnictwa lub heterozygotyczng
mutacja F508del genu CFTR z minimalng warto$cig funkcji w schemacie leczenia
skojarzonego z iwakaftorem w dawce 150 mg w postaci tabletek;

poz. 32. prasugrel (lek Prasugrel Mylan) — profilaktyka zdarzen sercowo-naczyniowych
u osob dorostych z ostrymi zespolami wiencowymi (tj. niestabilng dtawicg piersiowa,
zawalem migs$nia sercowego bez uniesienia odcinka ST) poddawanych pierwotnej
lub odroczonej przezskornej interwencji wiencowej w skojarzeniu z kwasem

acetylosalicylowym;



e poz. 33. prasugrel (lek Prasugrel Mylan) — profilaktyka zdarzen sercowo-naczyniowych
u 0sob dorostych z zawalem migsnia sercowego z uniesieniem odcinka ST poddawanych
pierwotnej lub odroczonej przezskornej interwencji wiencowej w skojarzeniu z kwasem
acetylosalicylowym;

e poz. 34. tezakaftor + iwakaftor (lek Symkevi) — mukowiscydoza u osob w wieku
conajmniej 6 lat, z homozygotyczng mutacja F508del w skojarzeniu z iwakaftorem
w dawce 150 mg w postaci tabletek;

e poz. 35. tezakaftor + iwakaftor (lek Symkevi) — mukowiscydoza u osob w wieku
co najmniej 6 lat, z heterozygotyczng mutacja F508del 1 jedng z nast¢pujacych mutacji
genu mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa: P67L, R117C,
L206W, R352Q, A455E, D579G, 711+3A—G, S945L, S977F, R1070W, DI1152H,
2789+5G—A, 3272-26A—G i 3849+10kbC—T w skojarzeniu z iwakaftorem w dawce
150 mg w postaci tabletek.

Wskazane 24 technologie lekowe obejmujg 20 lekéw oraz 20 substancji czynnych lub ich

kombinacji.

Szczegdlng uwage Ministra Zdrowia chcialbym zwrdci¢ na produkty o statusie leku
sierocego, stosowane w leczeniu chordb rzadkich (Jorveza, Epidyolex, Tecartus, Kymriah,
Yescarta, Oxervate, Mylotarg, Luxturna, Kaftrio, Takhzyro, Symkevi). Z reguly bowiem
wlasnie w przypadku lekow sierocych jednostkowa terapia jest najdrozsza. Stad tez
dostgpno$¢ innowacyjnych technologii lekowych zgodna z wytycznymi klinicznymi
pozostaje ogromnym wyzwaniem, czego skutkiem jest trudne do uniknigcia wykluczenie
w korzystaniu z farmakoterapii niezbednej w chorobach rzadkich i ultrarzadkich. Fundusz
Medyczny moze sta¢ si¢ narzedziem przynajmniej po czg$ci ograniczajacym dotychczasowe
bariery ekonomiczne, przy zachowaniu mozliwosci dokonania niezb¢dnych analiz pod katem
uzyskania jak najwigkszych efektoéw zdrowotnych w ramach tej dodatkowej kategorii

srodkow publicznych.

Warto ponadto zauwazy¢, ze niektére z produktéw leczniczych znajdujacych si¢ w wykazie
nie mogg by¢ finansowane w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych?.
Stad tez dla pacjentdw cierpigcych na takie choroby, jak mukowiscydoza, ostra biataczka

szpikowa, chloniak rozlany z duzych komoérek B czy drobnokomoérkowy raka ptuca,

4 Komunikat Ministra Zdrowia z dnia 3 wrze$nia 2021 r. w sprawie produktow leczniczych niepodlegajacych
finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostgpu do technologii lekowych.



objecie finansowaniem przez Fundusz Medyczny stanowi wlasciwie jedyna mozliwos¢

uzyskania bezptatnego dostepu do tych terapii.

Z powazaniem

RZECZNIK PRAW PACJENTA
Barttomiej Chmielowiec

podpisano elektronicznie
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