IINISTERSTWO ZDROWIA
201 -07- ng
YNELO |
\Dep. ................ Zat v Waremmvn. i 15 cneruca 2021
Adresat petycji: Ministerstwo Zdrowia

Departament Polityki Lekowej i Farmacji
ul. Miodowa 15, 00 — 952 Warszawa

Podmiot wnoszacy petycj¢:

Ll

RPU/122154/2021 P
Data:2021-07-09

1D:00890207622951

PETYCJA

Dzialajac jako przedstawiciel ustawowy maloletniej , W interesie
maloletniego dziecka, oraz w interesie 0s6b, ktore przylaczyly si¢ do niniejszej petycji {(zgody
przesylam w zalaczeniu), a takze w interesie publicznym, na podstawie Ustawy o petycjach
(Dz.U. z 2014 r. poz. 1195, t,j. Dz.U. z 2018 r. poz. 870), niniejszym wnosz¢ o niezwloczne
podjecie nastepujacych dzialan:
=  utworzenie programu lekowego na podstawie art. 148 ust. 2 Ustawy o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz.U. 2004 Nr 210, poz.
2135, tj. Dz.U. z 2020 r. poz. 1398), w celu leczenia rzadkiej choroby genetycznej u
dzieci stanowigcej krzywice hipofosfatemiczna sprz¢zona z chromosomem X,
powodujacej w szczegolnosci deformacje i zmickczenie kosci, niskorostos¢ oraz
niepelnosprawnos¢, wywotane zaburzeniami wchlaniania fosforanéw;
=  wramach wnioskowanego w punkcie pierwszym powyzej programu lekowego, wnoszg
o stworzenie mozliwosci leczenia chorych dzieci nowoczesnym lekiem zawierajacym
substancje czynng Burosumab (nazwa leku Crysvita), stosowanym w leczeniu przyczyn
hipofosfatemii sprz¢zonej z chromosomem X;
* ponadto wnosze o przywrocenie dostgpnosci lekow doraznych, w szczegdinosci w
postaci mieszanek fosforanowych lub ich odpowiednikéw, stosowanych dotychczas w
leczeniu przebiegu oraz skutkéw krzywicy hipofosfatemicznej, zaréwno u dzieci oraz

0s6b dorostych.
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uwagi na wysokie koszty leczenia. Istnieja rowniez placowki, ktore moglyby byc
zainteresowane realizacja takiego programu, przykladem moze by¢ Uniwersyteckie Centrum
Kliniczne Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego 1 dzialajacy w jego ramach Dziecigey
Szpital Kliniczny. Srodowisko naukowe tej placowki zashiguje w mojej ocenie (wyrazonej z
punktu widzenia ojca chorego dziecka) na ogromne uznanie, gdyz intensywnie zaangazowalo
sic w proces leczenmia. oraz pogl¢bianie wiedzy naukowe) na temat tej rzadkiej choroby,

problemem praktycznym stal si¢ natomiast brak mozliwosci podawania odpowiednich lekow.

Wyjasniam. ze brak mozliwosci leczenia naszych dzieci jest tym bardziej j frustrujacy, gdyz w
sytuacji kiedy w Polsce nie mamy w ogole czym leczy¢ dziect (nie ma nawet dostepnego
skladnika do podstawowej mieszanki fosforanowej doraznie uzupeiniajacej poziom fosforu we
krwi), w krajach sasiednich pedawane i dostgpne sa nowoczesne leki, w ramach specjalnych
programow lekowych. Nalezy sobie zada¢ pytanie, kto wyttumaczy naszym dzieciom dlaczego
maja wygladac¢ odmiennie (wskutek deformacji), cho¢ mozna tego unikna¢, oraz dlaczego byc
moze juz w niedalekiej przysziosci beda musiaty poruszac si¢ z pomocg innych oséb lub jéz’dzié
na wozkach inwalidzkich, podczas gdy dziect z ta samg przypadloscia w innych krajach, na
skutek odpowiedzialnej polityki zdrowotnej, beda mialy umozliwione normalne dziecinstwo,
doroslos¢ i szanse na funkcjonowania w spoleczenstwie. Ponadto nalezy sobie zadac pytanie,

kto bedzie odpowiedzialny za ten stan.

Wyjasniam. Zze problemy i powazana sytuacja chorych dzieci byly dotychczas pojedynczo
eskalowane, przez poszczegédlnych rodzicow. Niestety mozliwosci leczenia zamiast ulegac
polepszeniu ulegly zmianie na gorsze. Dlatego niniejsza petycja stala si¢ konieczna i
uzasadniona. Niniejsze pismo prosz¢ potraktowac jako prawnie formalny apel o podjecie
wnioskowanych dzialan, a takze informacj¢, ze zmarginalizowanie lub dalsze odwlekanie
rozwiazania opisanego problemu doprowadzi do niepelnosprawnosci i nieodwracalnych
deformacji kostnych u dzieci, ktéorych mozna uniknagé. Odpowiedzialnosci za te skutki bedzie
nalezato zas poszukiwaé w zaniedbaniach ze strony organéw administracji obecnie doskonale
znajacych problem, ktérych zadaniem jest dbalos¢ o dostepnosé lekéw 1 pomoc w leczenin

choroby, ktdra de facto moze by¢ z powodzeniem leczona.

Z powazaniem
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Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko) .

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dzialajac jako:
- opiekun/rodzic dziecka chorujacego na krzywice hiposfatemiczng*®
- osoba chorujgca na krzywice hiposfatemiczng®

L}

[*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekow umozlwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujgcych petycje oraz

urzedow obstugujacych takie podmioty.

Witasnoreczny podpis:









la nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko) ... . e

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajgc jako:
- epiekun/rodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczng*
) ha chorut I o hinosk . i

{*Niepotrzebne skresli¢)

Oswiadczam, e wyrazam zgode na ziozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekow umozlwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotdw rozpatrujacych petycje oraz
urzedow obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



la nizej podpisana/podp’isany:
(imig i nazwisko) .....

(adres zamieszkania/do korespondencji,

Dziatajac jako:
- opiekun/rodzic dziecka chorujacego na krzywice hiposfatemiczng*
- osoba chorujaca na krzywice hiposfatemiczng*

{*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ie wyrazam zgode na ziozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce iekéw umotilwiajgcych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowe] podmiotdw rozpatrujgcych petycje oraz
urzeddw obstugujgcych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
{imie i nazwisko)

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziaiajgc jako:
- opiekun/rodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczna*
- sscba-chorujgcanakroywicehiposfatemiczng™
(*Niepotrzebne skreslicj
Oswiadczam, ie wyraiam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie

dostepnosci w Polsce lekéw umotilwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosfaranowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam 2gode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotow rozpatrujacych petycje oraz
urzeddw obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko) ...

(adres zamieszkania/do korespondenciji)

Dziatajac jako:
- opiekun/rodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczng*
- -eseba-chorujaca-nakrzywice-hiposfatemicene®

(*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztoienie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekédw umoiiwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujgcych petycje oraz
urzedéw obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:






Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko)

(adres zamieszkania/do korespondencji)

A
Dziatajqc jako:
- -eptekunfrodzicdziecka chorujqcego na krzywice-hiposfatemiczng*
- osoba chorujaca na krzywice hiposfatemicznag*

("*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekéw umoilwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotow rozpatrujgcych petycje oraz
urzedow obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko)

i
(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:

- optekunfrodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczng®
osoba-chorujgca-na krzywice -hiposfatemiczng*
(*Niepotrzebne skresli¢}
Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ziozenie w moim imieniu petycji w sprawie

dostepnosci w Polsce lekéw umozlwiajgcych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujgcych petycjg oraz
urzeddéw obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko)

f
(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:

- opiekun/rodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczng*
- osoba chorujgca na krzywice hiposfatemiczng*

(*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostgpnosci w Polsce lekow umozlwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujacych petycje oraz
urzedow obstugujgcych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko}

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:
- opiekun/rodzic dziecka chorujacego na krzywice hiposfatemiczna*
- osoba chorujaca na krzywice hiposfatemiczng*

{*Niepotrzebne skreslfic}

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztoienie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekdw umozlwiajgcych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotow rozpatrujacych petycje oraz
urzedéw obstugujgcych takie podmioty.

Wtasnoreczny podpis:



Ja nize] podpisana/podpisany:
(imig i nazwisko} .

(adres zamieszkania/do korespondenciji)

Dziatajac jako:
- osoba chorujgca na krzywice hiposfatemiczng*
(*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztoZenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostgpnosci w Polsce lekéw umoilwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujgcych petycje oraz
urzedéw obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:

Scanned by CamScanner



la nizej podpisana/podpisany:
{imie i nazwisko) ...

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:

- opiekun/rodzic dziecka chorujacego na krzywicg hiposfatemiczng®
- osoba chorujaca na krzywice hiposfatemiczng*

{*Niepotrzebne skreslic)

Oswiadczam, Ze wyraiam zgode na ztoZzenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekéw umoilwiajgcych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotow rozpatrujgcych petycje oraz
urzedow obstugujgcych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:
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Janizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko).......

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajqc jako:
- eplekun/rodzic dziecka chorujacego na krzywice hiposfatemiczng*
- osobacherujaca-na.krzywice-hipesfatemiczng®-
{*Niepotrzebne skreslic)
Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie

dostepnosci w Polsce lekéw umozlwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode napubliczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujacych petycje oraz
urzedow obstugujacych takie podmioty.

Witasnoreczny podpis:



Janizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko).....

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:

- opiekan/rodzic dziecka chorujacego na krzywice hiposfatemiczng*
- osoba chorujaca na krzywice hiposfatemiczng*

(*Niepotrzebne skreslic)
Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie

dostepnosci w Polsce lekéw umoilwiajacych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyrazam zgode napubliczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotéw rozpatrujgcych petycje oraz
urzeddw obstugujacych takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:



Ja nizej podpisana/podpisany:
(imie i nazwisko)

(adres zamieszkania/do korespondencji)

Dziatajac jako:
- rodzic dziecka chorujgcego na krzywice hiposfatemiczna*

Oswiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu petycji w sprawie
dostepnosci w Polsce lekdow umozlwiajgcych leczenie tej choroby, w tym
mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).

Wyraizam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowej podmiotdw rozpatrujgcych petycje oraz
urzedow obstugujacych takie podmioty.

Witasnoreczny podpis:



Ja, nizej podpisany
dziatajac jako opiekun/rodzic dziecka chorujgcego na
krzywice hiposfatemiczng i jednoczesnie osoba chorujagca na krzywice
hiposfatemiczng, o$wiadczam, ze wyrazam zgode na ztozenie w moim imieniu
petycji w sprawie dostepnosci w Polsce lekow umozlwiajacych leczenie tej
choroby, w tym mieszanek fosforanowych oraz leku Crysvita (burosumab).
Wyrazam zgode na publiczne ujawnienie petycji wraz z moimi danymi
osobowymi na stronie internetowe; podmiotow rozpatrujacych petycje oraz

urzedow obstugujgcych takie podmioty.

Wiasnarecznv nndnis:






Scanned by TapScanner




Scanned by TapScanner




Ja nidel podpisana/podoisany;
{imie | narwisko) .

{adres zamieszkania/do korespondencii) .

Driataiac lano:
- —@piekan/Todzic duiecks choruiacero na krzywice hiposfatemiczna®
- —oseba-chorgisca ne-krpvwice hipostaiemicena™

" Niepotrzebie skreshics

Oiwiadczam, fe wyraiam zgode na zioienie w moim imieniu petvcii w sorawie
dostepnosci w Polsce lekdw umoiiwiaiacveh leczenie tei choroby, w tvm
mieszanek fosforanowvch oraz ieku Crysvita (burosumabl.

1 gode na oubliczne uiswnienie oetvcli wrdz 7 moimi danvmi
na stronie internetowei podmiciow rozpatruiacyin oetvcie orai
" wch takie podmioty.

Wiasnoreczny podpis:

Scanned by TapScanner
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urzecow obsiuguiacych takie bodmioty.

Wiasnoreczny oodois:
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Co do indywidualnej refundacji leku, to trzeba sie skontaktowac z Narodowym Funduszem Zdrowia. }a sie na tym niestety nie znam.
No i oczywiscie w perspektywie nalely zastanowic sie nad jego refundacja dla wszystkich Pacjentéw ale do tego jest cata procedura.
Informacje o refundacji zdobedzie Pan w MZ,

Zapytam czy moge podac Panu kontakt do konkretnej osoby. Jak uzyskam potwierdzenie, to Panu przesle adres tej osoby.

Serdecznie pozdrawiam,

Dyrektor |
Departamentu Zmian Porejestracyjnych

i Rerejestracji Praduktow Leczniczych
C (+48) 22 49-21-250

& (148) 22 49.21-642

Urzad Rejestracji Praduktéw Leczniczych, "Driatajge w obszarach produktow teczniczych, wyrobow medycznych i
Wyrobdw Medycznych i Produktow [ produktow biohdjcrych chronimy rdrowie § dbamy
B'ObéjCZVCh ' o bezpieczenstwo spoleczedstwa. "

Al Jerozolimskie 181C 02-222 Warszawa
hrp:/fwww.urpl.gov.nl n u

Zanim wydrukujesz, pomyil o Srodowiskul

Ninigjsza korespondencja przeznaczona jest wylgcznie dla osoby lub podmiotu, do ktorego jest zaadresowana i moie rawierad tresc o charakterze
poufaym lub zastrzezonym. Wglad w tresé e-malla otrzymanego omylkowo, dalsze jego przekazywanie, rozpowszechnianie lub innego rodzaju
wykorzystanie, badi pedjecie jakichkolwiek dzialar w oparciu o zawarte w nim informacje przez osobe lub podmiot nie bedacy jego adresatem,

jest niedorwolone. Odbiorca korespondencji, ktory otrzymal ja omylkowo, proszony jest o zawiadomienie nadawcy i usunigcie lego materiatu z



kormputera.
Administratarem Pani/Pana danych osobowych jest Prezes Urzedu Rejestracji Produktdw Leczniczych, Wyrohdw Medycznyeh i Produktow

Biobdjczych z sledziba w Warszawie przy Alejach Jerozolimskich 181C. Petna tresc obowiazku informacyjnego znajduje sig pod adresem:

http:/fwww.urpl.gov.pl/pl/daneosobowe

From

Sent: Wednesday, May 12, 2021 3:36 PM
To:

Subject: Brak dostepnosci iekdéw

Szanowna Pani,

nadal nie mamy dostepnych zadnych przepisywanych nam lekéw (nawet tych najprostszych), ktérymi mozemy leczy¢ nasze dzieci chore na krzywicg
hiposfatemiczng. W aptekach w catej Polsce od kwietnia nie ma surowca do wykonania podstawowego leku robionego stanowigcego mieszanke fosforanows. Nie
moge zrealizowa¢ recepty, a moje dziecko powinno otrzymywac mieszanke fosforanowa 6 razy na dobg, inaczej krzywica si¢ poglebi. Dziecko jest w fazie
intensywnego wzrostu (3,5 roku). Czy wiadomo czym mamy leczy¢ w Polsce nasze dzieci?

Przeprowadzilem konsultacje z rodzinami z innych krajow UE, 2 ktorymi jestem w kontakcie i z moich ustalen wynika, ze Polska jest niestety niechlubnym
wyjatkiem w kontekscie problemow z leczeniem krzywicy hiposfatemicznej. Przyktadowo w Niemczech, Norwegii, Czechach, UK, dzieci z tg chorobg moga
liczy¢ na nowoczesne leki, np. Crysvita (opis leku zalgczam), ktory leczy przyczyng niedoboru fosforu, a nie sam skutek. Dzieci otrzymujace ten lek prawidlowo
sie rozwijaja i rosna, na co mam konkretne przyktady. W Polsce nie ma natomiast dostgpu nawet do podstawowego bardzo przestarzatego leku w postaci
mieszanki fosforanowej, ktora w dodatku ma wiele skutkéw ubocznych w postaci np. obcigzania nerek.

Jestem w statym kontakcie z rodzinami, w ktorych wystapily przypadki krzywicy hiposfatemicznej - sprawa jest bardzo powazana, o czy pisalem wezesnicj. Naszce
male dzieci sg narazone m. in. na problemy ze wzrostem, deformacja konczyn, przewlekla osteoporoza, zaburzeniem pracy nerek, ale tylko dlatego, ze nie mamy
dostgpnych lekéw. Choroba bowiem moze by¢ leczona i faktycznie jest skuteczne leczona w innych krajach UE.



W sprawie dostgpnosci Crysvity bratem udzial w napisaniu listu do producenta lekow. Profesor UW zaymujacy si¢ przypadkiem mojej corki, zalecit zastosowanie
tego leku. Niestety otrzymalismy odpowiedz, ze w Polsce lek ten nie jest dostgpny.

Pojawia si¢ pytanic czy nasze dzieci majg zasila¢ kr¢gi osob niepelnosprawnych z winy Panstwa? Czy Panstwo ma zamiar placic¢ renty i odszkodowania naszym
dzieciom? Z punktu widzenia rodzica nie jestem w stanie tego pojac.

Prosze przekazac tego maila do odpowiednich os6b w Ministerstwie.

Z powazaniem,
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jestem rodzicem dziecka, ktdre zmaga sig krzywicqg hiposfatemiczng. W Polsce jedyna metoda leczenia 1gj
choroby jest podawanie mieszanki fosforanowej | witaminy D" metabolicznej. Taki model leczenia '
funkejonuje od lat. Jest to choroba rzadka genetyczna. Podawanie mieszanki, aby mogto odniesé ewentualny
skutek musi byé regulame (kilka razy dziennie}. W ten sposdb jest szansa na fagodzenie przebiegu choroby,
ograniczajac mozliwe deformacje kostne w okresie wzrostu dzieci.

Niestety w aptekach brakuje obecnie skladnikéw do wyrobu mieszanki fosforanowe]. Nie wiemy jaka jest tego
przyczyna. Ale nasze dzieci bedace w fazie wzrostu przez brak lekow beda skazane na powaine powikiania i
gleboka niepeinosprawnosd, Jestem w kontakcie z kilkudziesiecioma rodzinami z calej Palski, w kiérych
wystapity przypadki hipofesfatemi i kazda zglasza ten sam problem z brakiem dostepnosci przepisywanej na
recepte mieszanki fosforanowej. Mowimy o malych dzieciach, ich przysziosci | szansach na normalny rozwoj.
Sprawa jest powaZna.

Lek (mieszanka fosforanowa) przepisywany jest m. in. przez Poradnig Chordb Metabolicznych Centrum
Zdrowia Dziecka (CZD). Tam réwnio2 nagtosnilismy ten probler.

Prosze Panstwa o niezwloczng interwencje.

Z powazaniem,
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w odpowiedzi na e-mail w sprawie produktu leczniczego CRYSVITA, informuje, 12 lek zostal dopuszczony do obrotu w procedurze
centralnej, co oznacza, e jest dopuszczony do obrotu we wszystkich panistwach cztonkowskich Unii Europejskiej, lecz aktualnie nie
jest dostepny na terenie Polski. W przypadku gdy lekarz prowadzacy leczenie podejmie decyzje o wprowadzeniu do terapii
produkti, ktdry jest niedostepny, Minister Zdrowia moze wydac zgode na sprowadzenie takich lekéw w trybie tzw. ,importu
docelowego” na podstawie art. 4 ustawy Prawo farmaceutyczne. Dodatkowo w przypadku uzyskania pozytywne] zgody na
sprowadzenie produktu leczniczego z zagranicy pacjentowi przysluguje prawo ubiegania si¢ o jego refundacje. Szczegolowe
informacje na temat procedury tzw. ,importu docelowego” oraz refundacji moina znalez€ na stronie internetowej Ministerstwa

2drowia: hittos://www.gov.nl/web/zdrowie/sprowadzac-leki-z-zagranicy-import-docelowy- .

Z powataniem,

Dapartament Polityki Lekowse] | Farmacji
ertime govnd
i (22) 530 01 91
(223530 01 43
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FWD: Fwd: RE: burosumab

Vytlane  Vhaoe »

—— Wiadomose oryginaina
Temat: RE: burosumab
Data: 2021-0597 11:06

Od:

Do:'

Kopia:

Dear assoc. professo

I would like to answer your question related to burosumab availability

in Potand. Kyowa Krrin doesn’t have an affiliate or active presence in
Poland at the moment. Burosumab is not reimbursed by Polish Authorities
There is net any early access program for burosumab in CEE region.

Besl regards

MUDr.
Cluster Medical Lead CEE

Kyowa Kirin Pharma s.r.0.
SenovaZné pamestl 992/8
Praha 1

Czech Republic

11000

T: +420 602 601 700 {office)
T: (mobile}+421 915 403 928

www kyowa-kirin.com

The Kyowa Hakkoe Kirin group includes the following UK companies:- Kyowa
Kirin Intemmational pic, a company registered in Scotland with

registered no. SC198780 and its registered office at Galabank Business
Park, Galashiets, TO1 1QH; Kyowa Kirin Pharmaceutical Development
Limited, a company registered in England eand Wales with registered no.
3297935 and its registered office a1 15t Floor, Sackville House, 143-149
Fenchurch Street, London, EC2M 6BL; Kyowa Kirin Limited, a company
registered in England and Wales with registered no. 3504711 and its
registered office at 1st Floor, Sackville House, 1431492 Fenchurch

Street, London, EC3M 681, Kyawa Kirin Services Ltd, a company registered
in England and Wales with registered no. 02360391 and its registered
office a1 1st Floor, Sackville House, 143-149 Fenchurch Street, London,
ECaM 6BL

—0Original Message—

From: ' »
Sent: 04 May 2021 18:51

To: LMB-P-KKI-medinfo-sharedmailbox <
Subject: burosumab

Dear Kyowa Kirin Company,

My name is .| am pediatric nephrologist from Medical
University of Warsaw, Poland, | am doclor in charge of a 3.5-year-old
ferale patient with genetically confirmed X-linked hypophosphatemic
rickels {¢.1601C>T mutation in PHEX gene). The girl has rachitic lower
limb deformities, decreased growth velocity and bone pains. Once the
girls was referred to our Department in January 2021 she was found 10
have normal serumn calcium {9.9 mg/di), hypophosphatemia (3.3 mg/dL),
elevated alkaline phosphatase (460 U/L with normal range: 134-346), and
increased urinary phosphate loss {FeP04 - 11.0%, TRP 0.89, TmP/GFR
0.9'9); the diagnosis of XLH was made and the girl was started on 4th of

Qrhack |ako rieprrecTylana

2021-06-1013:23.07
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February 2021 o oral phosphate solution (dose 6 times 3 mb 1e. 1,85
mmol phosphate/kg bow./24h} and alphacalcidol (dose 500 meg/24h i.e. 32
ng/kg/24h). Unfortunately, in Poland burosumab is not available yet.

As the child has severe bone anomalies and burosumab has the potential
af improving clinical oulcomes beyond standard therapy we are deeply
convinced that starting the patient an burosumab would be of great
benefit for this ehild.

Thus, we would like to ask you if there is any possibility the child

could chtain the medication from your company? |s there any form of
application/dedicated drug access program. we could apply?

I would dike to add that both our Department and the parenls are yery
determined tc apply for the medication. Te the best of our knowledge,
this would be the first Polish patient with hypophesphatemic rickets to
receive burosumab, The success of this therapy could be the significant
step in negatiations with Polish authorities regarding introduction of

the medication for patients with hypophasphatemic rickets in cur large
country.

L.ooking forward to hearing from you,

Piotr Skrzypczyk, assoc. professor, MD, PhD Depariment of Pediatrics and
Nephrology Medical University of Warsaw Warsaw, Poland The Kyowa Kirin
group includes the foliowing UK companies - Kycwa Kirin International

pic, a company registered in Scotland with registered no. SC198780 and

its regisiered office al Galabank Business Park, Galashiels, TD1 1QH;
Kyowa Kirin Pharmaceutical Development Limited, a company registeredin
England and Wales with regisiered no. 3297935 and its registered cffice

at 1s1 Floor, Sackyille House, 143-149 Fenchurch Street, London, EC3M
6BL; Kyowa Kirin Limiled, a company registered in England and Wales with
regisiered no. 3504711 and i1s registered office at 15t Floor, Sackville
House, 143-149 Fenchurch Street, London, EC3M 6BL; Kyowa Kirin Services
Ltd, a company regisiered in England and Wales with registered ro.
02360397 and its registered office at 1st Floor, Sackville House,

143-149 Fenchurch Street, London, EC3M 6BL

Este mensaje contiene informacian confidencial y/o privilegiada. Si

usted na es el destinataric 0 una persona expresamente avtorizada por el
destinatario para recibir este mensaje no debe utibizar, copiay,

reenviar, distribuir o, en general, disponer en ninguna forma de la
informacion incluida en el mismo. Si hubiera recibido este mengaje por
error, sirvase informar al emisor en lal sentide mediante una respuesta
inmediata y borrelo.

De acuerdo con la Ley Organica 15/1990, de 13 de diciernbre de Proleccion
de.Datos de Cardcter Personal, les informamcs que sus datos estan
incorporados en un fichero con la finalidad de facifitar la gestidn de

las comunicaciones de Kyowa Kirin Farmacéutica S.L.U. Puede ejercitar
los derechos de acceso, rectificacian, cancelacion y oposicion en B¢ de
Ja Castellana 258C Planta 23, 28046 Madrid, Espafia.

This message contains confidential and/or privileged information. If you
are not the addressee or authorized 1o receive this for the addressee.
you must not use, copy, forward, disclose or take any action based on
this message ar any information herein. If you receive this message in
error, please advise the sender immediately by reply e=mail and delete
this message.

In accordance with the Organic Law 15/199%, of 13th December on Data
Protection of a Personal Nature, please be informed that your details.
contained an this mail will be processed confidentially and registered

in afile property of Kyowa Kirin Farmacéutica S.L U, in order (o

manage corporate communications. You may exercise the rights of access,
ractification, erasure and object by maif 10 P.° de la Castellana 259C
Planta 23, 28046 Madrid, Spain.

dr hab. n. med.

Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii
Warszawski Uniwersylet Medyczny
tel, 22 317 9653

faks 22 317 90 54

mail. pskrzypczyk@wum.edu pl















