
�

eczenie� leukodystrofii�metachromatycznej�odznaczającej� się�dwuallelowymi
mutacjami�genu�arylosulfatazy�A�prowadzącymi�do�zmniejszenia�aktywności�
enzymatycznej� ARSA,� w� przypadku:� dzieci� z� późnymi� niemowlęcymi� albo�
wczesnymi� młodzieńczymi� postaciami� choroby,� bez� objawów� klinicznych�
choroby;� dzieci� z� wczesną� młodzieńczą� postacią� choroby,� mogące� nadal�
poruszać� się� samodzielnie,� przed� pojawieniem� się� zaburzenia� funkcji�
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Wstęp

Komisja� Ekonomiczna� przeprowadziła� negocjacje� w� sprawie�

aczającej�się�

losulfatazy�A�prowadzącymi�do�zmniejszenia�aktywności
dzieci�z�późnymi wlęcymi�albo�wczesnymi�młodzieńczymi�postaciami�choroby

dzieci�z�wczesną�młodzieńczą�postacią�choroby,�z�objawami�klinicznymi�choroby,�mogąc
nadal�poruszać się�samodzielnie przed�pojawieniem�się�zaburzenia�funkcji�poznawczych

Negocjacje� odbyły� się�w� dniach�
r� postępowanie� na� wiosek� firmy� zostało� zawieszone.

r.�nie�istniała�konieczność�zastosowania�przepisu�art.�36�ust.�

Komisja� działała� kierując� się� zasadami� gospodarności,� rzetelności,� obiektywizmu,� legalizmu� oraz�
równoważenia� interesów� świadczeniobiorców,� wnioskodawców� oraz� płatnika� świadczeń�zdrowotnych.� Pomimo�

podjęła�negatywną�uchwałę�w�
objęcia�refundacją�produktu�leczniczego�
wnioskodawcę.

Uchwała�Komisji�Ekonomicznej�została�podjęta�z�uwzględnieniem:

 Rady� Przejrzystości
ocenianych� pod� kątem� uwzględnienia� na� wykazie� technologii� lekowych� o� wysokim� poziomie
innowacyjności

 

 uzyskanej�w�poszczególnych�krajach�UE�i�EFTA�w�ramach�finansowania�ze�środków�publicznych;

 

 nego� preparatu� w� porównaniu� z� innymi� możliwymi� do�

 wpływu� budżet�płatnika�publicznego;

 wysokością� uzyskania�dodatkowego�roku�życia�skorygowanego�o�jakość,�ustalonego�w�wysokości�
trzykrotności�PKB na�jednego�mieszkańca;

 Leczenie�dzieci�z�leukodystrofią�metachromatyczną�(ICD

Leukodystrofia�metachromatyczna�to�choroba�genetyczna,�która�dotyka�centralnego�układu�nerwowego.�Ma�ona�
znaczący�wpływ�na�jakość�życia�dzieci�z�tą�chorobą,�ich�rodzin�i�opiekunów.�Postępuje�szybko,�z�utratą�mobilności�
i� funkcji� poznawczych,� i�powoduje�wczesną�śmierć.�Możliwości� leczenia�są�ograniczone�do� leczenia�objawów�i�
opieki�wspomagającej.

prowadzącymi� do� zmniejszenia� aktywności� enzymatycznej� ARSA� u� dzieci,� które� mają� późno niemowlęce� lub�
młodzieńcze� postacie� choroby,� bez� objawów� klinicznych,� oraz� dla� dzieci,� które� mają� wczesno

młodzieńczą postać� choroby,� z�wczesnymi� oznakami� lub�objawami� klinicznymi,�a� które�mogą� jeszcze�chodzić�
samodzielnie�i�nie�mają�zaburzeń�poznawczych.



zalicza�się�do�tzw.�terapii�genowych.�Decyzją�wykonawczą
leku�sierocego.�Lek�posiada�oznaczenie�czarnego�trójkąta,�czyli�produktu�podlegającego�dalszemu,�dodatkowemu
monitorowaniu�oraz�wymaga�przedkładania� okresowych raportów�o�bezpieczeństwie� jego�stosowania.

przeznaczony�jest�do�stosowania�autologicznego�i�powinien�być�podany�wyłącznie�jednokrotnie.
zawiera�populację�komórek� ą obejmującą

za� pomocą
kodującego�gen�ludzkiej�arylo

Obecnie�głównym�sposobem�leczenia�objawów� jest�najlepsza�opieka�wspomagająca,�która�obejmuje�m.in.�
zarzadzanie� skurczami� mięśni,� infekcjami,� stosowanie� leków� przeciwbólowych� i� uspakajających,�

niesie� ze� sobą� ryzyko� poważnych� działań� niepożądanych,� nie� tylko� związanych�
terapią�genową,�ale�również wiązan

danych�pozwalających�na�
nastąpi.

wskazano�zapadalność�na�MLD�w�populacji�Unii�Europejskiej�na�
żywych�urodzeń.�

Ocena�siły�interwencji

Skuteczność� terapii� ,� w� którym� głównym�
badaniem�było�badanie�rejestracyjne� jednoramienne�badanie�fazy�1�i�2�fazy,�którego�wyniki�dla�części�
punktów� końcowych� zestawiono� z� grupą� badania�
nieleczona).� Do� badania� włączono� uczestników� z� postacią� późno� niemowlęcą
postacią�wczesną�młodzieńczą ).�Równorzędnymi�punktami�końcowymi�była�poprawa�aktywności�

W� badaniu� rejestracyjnym� w� zakresie� pierwszorzędowych� punktów� nie� były�
oceniane� istotne� klinicznie� punkty� końcowe,� takie� jak� przeżycie� całkowite� czy� jakość� życia

Przeżycie�oceniano�w�ramach�drugorzędowych�punktów�końcowych,�a�jakość�życia�nie�była�oceniana�
bezpośrednio� większość�punktów�końcowych�stanowiły�punkty�surogatowe.

Należy�zaznaczyć,�że�nie�jest�możliwe�określenie�korelacji�między�przywróceniem�normalnej�aktywności�ARSA,�a�
korzyścią� kliniczną� dotyczącą� zmniejszenia� pogorszenia� funkcji� motoryki� dużej.� Nie� ma� również� badań�
potwierdzających�istnienie�korelacji�pomiędzy�poziomem�ARSA, a�długością�życia

spastyczności pełnej pozostać� w�
12�miesięcy.� w�stabilnej�częściowej� odpowiedzi� powinni�wykazywać�

ą

Przed� przystąpieniem� do� negocjacji� Komisja� Ekonomiczna� przeanalizowała� cały� dostępny� materiał� dotyczący�
sprawy,� ze� szczególnym� uwzględnieniem� skuteczności,� bezpieczeństwa� i� warunków� ekonomicznych,� w� tym�
dotyczący kosztów�dostępnej,�refundowanej�opcji�terapeutycznej�w�leczeniu�

Strategia�realizowana�przez�zespoły�negocjacyjne�Komisji�Ekonomicznej

Biorąc�pod�uwagę�okoliczności�opisane�powyżej,�wyniki�przedstawionych�badań�klinicznych�oraz�zidentyfikowane�
obszary�niepewności,�przyjęto�następujące�założenia�proces



 Dążenie� do� zapewnienia� leczenia� produktem� leczniczym� późno niemowlęcą�
postacią�choroby�bez�objaw mogą�odnieść�największe�korzyści�z�zastosowanej�terapii.

 

 Uzgodnienie� sposobu� oceny� efektywności� produktu� poprzez� referencję� do�

 zbliżonym�do�kosztów�innych�

 Osiągnięcie� racjonalnych,� akceptowalnych� i�mieszczących� się�w� granicach� rozsądku� relacji� pomiędzy�
a� ponoszonymi� przez� płatnika� publicznego�

kosztami� jego� finansowania,� przy� uwzględnieniu�wysokości�progu� uzyskania�dodatkowego� roku�życia�
skorygowanego�o�jakość,�w�wysokości�trzykrotności�PKB�na�jednego�mieszkańca.

Propozycje� Komisji� Ekonomicznej� stanowiły� realizację� przyjętej� strategii� negocjacyjnej.� Komisja� Ekonomiczna�
poszukiwała�porozumienia�równoważącego�interes�Wnioskodawcy� i�płatnika�publicznego,�które�godziłob
ocenianej�technologii�i�założenia�strategii�negocjacyjnej�przyjętej�przez�KE.

W�piśmie�z� r.�skierowanym�do�Komisji�Ekonomicznej� i�zamieszczonym�w�Systemie�Obsługi�List�
Refundacyjnych�(SOLR);�wnioskodawca�przedstawił�następujące�propozycje:

000� zł

• 000�zł

 

 

• Wnioskodawca�wyraził�zgodę�na�propozycję�uzależnienia�refundacji�

Proponowana� przez� wnioskodawcę w� wysokości� zł uległa
W�oświadczeniu�firma�przekazała�informacje�o�refundacji�produktu��w�trzech�krajach�UE�i�EFTA:�Niemcy�

�Włochy�CZN�= w�Wielkiej�Brytanii
pozostającymi�w�dyspozycji�Komisji�Ekonomicznej�(EURIPID)�

cenę�



• zł,�w� zł,� tj.�

• ,�jeśli�oparty��o�wskaźniki�rozwoju�motorycznego�i�funkcji�poznawczych�(GMFC
to�wskaźniki� te� nie�mogą�ulec� pogorszeniu�w�stosunku� do� ich�wartości� przed� rozpoczęciem� leczenia.�
Komisja� Ekonomiczna� zgłosiła� również� zastrzeżenia� do� proponowanych� wskaźników� i� możliwości�
ustalenia�ich�wartości�w�populacji�niemowlęcej.�KE�sugerowała�przyjęcie�oceny�skuteczności�terapii�w�tej�

• Ograniczenie� populacji� we� wskazaniu� refundowanym� do� populacji� dzieci� z� późno� niemowlęcymi�
,� jako� populacji� mogącej� odnieść�

największe�korzyści�zdrowotne;

Nie�osiągnięto�

• 

• zastosowania� instrumentu� dzielenia� ryzyka,� polegającego� na� zmniejszeniu� kosztu� jednostkowego�
opakowania�dla�szpitala�i�płatnika�(

• 

• świadczenia� gwarantowanego� objętego� programem� lekowym,� tj.� zawężenia,� w� stosunku� do�
proponowanej,�populacji�objętej�leczeniem.

jest�ceną�wyższą�od�funkcjonujących�w�Niemczech�i�Włoszech
wyższą�od�ceny�w� jest�ceną�znacznie�wyższą�

pozostaje� w� rażącej� dysproporcji� do� kosztów� innych� terapii� genowych� oraz�
przewyższa�ponad� próg�efektywności�kosztowej� zł�(3�x�PKB�per�capita

poziom�PKB/na�mieszkańca

Istniejące� niepewności� dotyczące� skuteczności� terapii� oraz� nieakceptowalne� warunki� cenowe� i� kosztowe�
uzasadniają�negatywną�rekomendację�K to�Komisja�Ekonomiczna�zauważa,�że�produkt�

także, iż�obecnie�na�terenie�UE�funkcjonuje�
wyłącznie�5�ośrodków�certyfikowanych�do�podani ś

wyniku�certyfikacji,�nie�może�przesądzać wydźwięku
(obecnie� w� Polsce� nie� ma� ośrodka,� w� którym� można� by� zastosować� terapię).

a�zauważa,�iż�w�obowiązującym�porządku�prawnym�nie�jest�możliwe�doprowadzenie�do�finansowania�
ze�środków�publicznych� Polsce�(ze�względu�na�brak�certyfikowanego�ośrodka),�oraz�nie�jest�możliwe�
zakontraktowanie�świadczeniodawcy�zagranicznego�(N



Przyjęcie� propozycji� wnioskodawcy� stanowiłoby� naruszenie� zasad� statuowanych� określonych� przepisami� §1�
Zarządzenia�Ministra�Zdrowia�z�dnia�1�września�2011�r.�w�sprawie�Komisji�Ekonomicznej,�w�których�wskazano,�że�
Komisja� realizuje� zadania� kierując� się� względami� gospodarności,� rzetelności,� obiektywizmu,� legalizmu� oraz�
równoważenia� interesów� świadczeniobiorców,� podmiotów,� z� którymi� są� prowadzone� negocjacje� oraz� płatnika�
świadczeń�zdrowotnych.

Mając�na�uw
tego�aktu�normatywnego,�w�braku�porozumienia�z�wnioskodawcą�Komisja�podjęła�uchwałę�negatywną�w�sprawie�
objęcia�refundacją�i�ustalenia�urzędowej�ceny�zbyt
zarekomendowała Ministrowi� Zdrowia� objęcia refundacją� innowacyjnej� technologii� lekowej� pod� nazwą�

na�zaproponowanych�przez�wnioskodawcę�warunkach.

Biorąc�pod�uwagę�warunki�zawarte�w�ofercie�Wnioskodawcy�Komisja�Ekonomiczna�uznała,�że�oferta�ta�nie�jest�do�
zaakceptowania�w�świetle� realiów�polskiego�systemu� refundacyjnego,� a� zaprezentowany�przez�Wnioskodawcę�
poziom� oczekiwań� w� zakresie� kosztów� finansowania� tej� terapii� jest� nieakceptowalnie� daleki� od� możliwości�
polskiego�płatnika�i�budżetu.�
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