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Minister Zdrowia
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Szanowny Panie,

w odpowiedzi na petycje w sprawle leczenia rdzeniowego zaniku miesni oraz kwestil
zblérek funduszy na zakup lekéw w tym schorzeniu, uprzejmie prosze o przyjecie
ponizszych Informacjl.

Na wsteple odpowiedzi uprzejmie informuje, ze Minister Zdrowia nie jest strona
w zakresie zbiorek charytatywnych, ktérych organizacja pozostaje poza zakresem
kompetencji urzedu. Jednocze$nie Ministerstwo Zdrowla doktada wszelkich staran, zeby
zaoferowac polskim pacjentom odpowiednie leczenie | nie dopuszczaé do sytuacji, w
Ktorych pacjenci musza samodzielnie pokrywac koszty terapil. W tym miejscu nalezy
zaznaczy¢, 2e od ponad dwoch lat refundowany jest lek Spinraza (nusinersen) w
leczeniu rdzeniowego zaniku migsni, a cata populacja chorych jest zabezpieczona w

skuteczne | bezplatne leczenie. Co wymaga dodatkowego podkresienia nie ma zadnych
obostrzen dotyczacych wieku, liczby genéw, czy parametrow ptucnych

W kwestil leku Zolgensma uprzejmie wyjasniam, ze Minister Zdrowia na podstawie art.
40a ust 8 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. z 2021 r.
poz. 523, z pdzn. zm.) zmienionej w art. 36 ustawy z dnia 7 pazdziemika 2020 r. 0
Funduszu Medycznym (Dz.U. poz. 1875), Prezes Agencji Technologii Medycznych |
Taryfikacji ustalii wykaz technologil lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci (na
dziefi 26 lutego 2021 r.). Wykaz ten obejmuje 11 pozycji, wsréd ktorych znajduje sie
m.in. lek Zolgensma.

Minister Zdrowia na powyzsze] podstawie oraz majac na uwadze opinie Rady
Przejrzystoscl, konsultantéw krajowych oraz Rzecznika Praw Pacjenta opublikowat liste



zawierajaca pie¢ technologii o wysokim poziomie innowacyjnosci, wsrod ktérych
znalazla sie m.in. terapla Zolgensma. Podmioty odpowiedzialne, ktérych technologie
lekowe znajduja sie na powyzsze| liscie, maja mozliwosc ztozenia wnioskow, o ktérych
mowa w art. 24 ust. 1 pkt 1b ustawy o refundacji.

Jednoczesnie nalezy podkresiic, iz do Ministerstwa Zdrowia 21 czerweca 2021 r. wplynety
wnioski o refundacje dia leku Zolgensma (onasemnogenum abeparvovecum)we
wskazaniu LECZENIA CHORYCH NA RDZENIOWY ZANIK MIESNI (SMA) 5Q
Z BIALLELICZNA, MUTACJA, GENU SMN1 | KLINICZNYM ROZPOZNANIEM SMA
TYPU 1 LUB CHORYCH Z RDZENIOWYM ZANIKIEM MIESNI 5Q Z BIALLELICZNA,
MUTACJA GENU SMN1 | Z NIE WIECEJ NIZ 3 KOPIAMI GENU SMN2 (ICD-10: G12).
W toku postepowania podmiot odpowiedzialny zostat wezwany 23 czerwca 2021 r. do
uzupetnienia brakéw formalnych przediozonych wnioskow wobec czego bieg
postepowania zostal wstrzymany do czasu uzupeinienia ich przez wnioskodawce. 15
lipca 2021 r. wnioskodawca uzupelnit braki formalno-prawne wobec czego bieg
postepowania zostat wznowiony.

Po przeprowadzeniu czterech spotkari negocjacyjnych, podczas ktérych raz jeszcze
przeanalizowano zapisy programu lekowego, Komisja Ekonomiczna wydata, majac na
uwadze przepis art. 36 ust. 6 ustawy o refundacji, swoje stanowisko w sprawie.

Nastepnie caly materiat dowodowy zostat przekazany Ministrowi Zdrowia celem wydania
rozstrzygniecia. Po zapoznaniu sie z oferta cenowa Whnioskodawcy Organ uznat ja za
niewystarczajaca, wobec czego prowadzone byly dalsze rozmowy w sprawie.

Ostatecznie ze wzgledu na nieprzediozenie przez wnioskodawce warunkow cenowych,
ktore bylyby satysfakcjonujace dia platnika publicznego Minister Zdrowia odmowit
objecia refundacjq i ustalenia urzedowej ceny zbytu technologii lekowej o wysokim
poziomie innowacyjnosci Zolgensma ze wzgledu na niespeinienie ponizszych kryteriow
ujetych w art.12 ustawy o refundacii

+ Stanowisko Komisji Ekonomiczne;

+ Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekéw, srodkow spoZywczych specjainego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobow medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym.

+ Konkurencyjnosc cenowa



« Wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
srodkdw publicznych | $wiadczeniobiorcdw

Jednoczesnie uprzejmie informuje, e zgodnie 2z kodeksem  postepowania
administracyjnego Wnioskodawca mégh wniesc wniosek o ponowne rozpatrzenie sprawy
w terminie 14 dni od dnia dorgczenia stronie decyzji administracyjne] | z tej mozliwoscl
skorzystat. Ponowne rozpatrzenie wniosku, zgodnie z art. 31 ust. 4a powinno nastapic
w terminie 60 dni.

Minister Zdrowia pragnie zapewnic, iz Ministerstwo Zdrowia podejmuje wszelkie mozliwe
dziatania majace na celu zwiekszenie dostepu pacjentom do skutecznej | bezpieczne
farmakoterapii w ramach dostepnych Srodkéw publicznych. Realizujac  polityke
zdrowotng panstwa Minister Zdrowia kieruje sie zasadami medycyny opartej na
dowodach naukowych (EBM) oraz oceny technologii medycznych (HTA), co zapewnia
przejrzystosc | racjonainosé podejmowanych decyzji o alokacji Srodkéw publicznych.
Nalezy zaznaczyc, iz srodkl finansowe przeznaczone na refundacje sg ograniczone,
zatem istotne jest racjonalne wprowadzanie na wykazy kolejnych produktow
leczniczych.

Z powazaniem
Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski
Podsekretarz Stanu
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