STANOWISKO ZARZADU POLSKIEGO TOWARZYSTWA MUKOWISCYDOZY W SPRAWIE

RATUNKOWEGO DOSTEPU DO TECHNOLOGII LEKOWYCH

»lerapia ratunkowa” odnosi sie do krytycznego stanu zdrowia, kiedy zdolnosci regulacji
homeostazy organizmu i kompensacji wynikajgcej z choroby wyczerpaly sie lub wkrétce
ulegng wyczerpaniu pomimo zastosowania wszystkich innych dostepnych metod leczenia. U
pacjentéw z mukowiscydoza za taki stan nalezy uznaé przewlekta niewydoino$¢ oddechowa
wymagajacy tlenoterapii i okres kwalifikacji do transplantacji piuc. Polskie Towarzystwo
Mukowiscydozy (PTM) widzi pilng potrzebe rozszerzenia dostepu do modulator6w CFTR w
ramach programu lekowego B.112. Natomiast kwalifikacja pacjentéw z mukowiscydoza do

takiego leczenia w ramach ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL) na szeroka
skale bez uwzglednienia wymienionych powyiej kryteriow medycznych i traktowania jako

rutynowy sposéb leczenia jest niezasadna.

Aktualnie wszystkie krajowe osrodki leczace chorych na mukowiscydoze zanotowaty znaczny wzrost
wnioskdw pacjentéw o kwalifikacje do modulatoréw CFTR finansowanych w ramach RDTL. Znaczna
czesé tychze wnioskéw nie spetnia warunku kwalifikacyjnych. Powyisze spowodowato, iz Zarzad

Polskiego Towarzystwa Mukowiscydozy przyjmujenastepujgce stanowisko w przedmiotowej sprawie.

Wyjasni¢ nalezy, iz Polsce od 1 marca 2022 r. w ramach programu lekowego B.112 dostepne s3
wszystkie 4 terapie modulatorami CFTR. Program lekowy B.112 finansowany jest przez Narodowy
Fundusz Zdrowia (NFZ). Kryteriami kwalifikacji do poszczegdinych produktéw lekowych jest wiek i
genotyp pacjenta. Obecnie terapie modulatorami CFTR otrzymuje okoto 1000 sposréd 1700 chorych
na mukowiscydoze. W zwigzku z tym, ze kryteria kwalifikacji do programu lekowego B.112 s3 weisze
niz kryteria rejestracyjne poszczegdlnych produktéw lekowych zawarte w Charakterystyce Produktow
Leczniczych (ChPL), jedyniecze$¢ pacjentow otrzymujeleczenie refundowane. PTM od lat podejmuje
szereg dziatan zmierzajacych do objecia refundacja modulatoréw CFTR zgodnie z kryteriami
rejestracyjnymi. Rozszerzenie programu lekowego B.112 jest tym bardziej uzasadnione, ie w
najblizszym czasie wysokoefektywna terapia tréjczasteczkowa (elexacaftor, tezacaftor, ivacaftor wraz z
ivacaftor) zostanie dopuszczona do zastosowania na terenie EU u dzieci od 2. roku zycia. Zatem
rozbiezno$¢ migdzy mozliwoscig kwalifikacji do leczenia wynikajacego z ChPL a mozliwoscia

finansowania przez NFZ ulegnie zwiekszeniu.




Obecnie rozszerzenie programu lekowego B.112 dla wysokoefektywnej terapii tréjczasteczkowej od 6.
roku zycia zwigkszytoby grupe pacjentéw kwalifikujacych sie do leczenia o okoto 250 oséb, a

rozszerzenie leczenia od 2. roku zycia zwigkszytoby te grupe o kolejnych 110 chorych.

Natomiast postulowane przez Srodowisko pacjenckie i niektdre media leczenie wszystkich pacjentéw
w ramach RDTL, ktdrzy nie kwalifikujg sig leczeniafinansowanego przez NFZ bytaby nieuprawniong
préba obejscia ustawy z dnia 12 maja 2011r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (tak zwana ustawa refundacyjna). Co
réwniez istotne — biorac pod uwage duia liczbe pacjentéow, wysoki koszt leczenia oraz mechanizm
finansowania - wdrozenie RDTL stanowitoby realne zagrozenie stabilnoéci finansowej podmiotéw

leczniczych bioracych na siebie cigzar zakupu lekéw.

Ratunkowy dostep do technologii lekowej jest szczeg6lnym rodzajem $wiadczenia w systemie opieki
zdrowotnej. Regulacje prawne dotyczgce RDTLzostaty okreslonew 47d. —47i. ustawyz dnia 27 sierpnia
2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $érodkéw publicznych oraz 33 ust. 2 i 3

ustawy z dnia 7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym.

Podanie leku finansowanego w ramach RDTL podlega szczegélnemu nadzorowi i mozliwe jest w

przypadku gdy:

» istnieje uzasadniona i wynikajaca ze wskazan aktualnej wiedzy medycznej potrzeba
zastosowania u swiadczeniobiorcy leku, ktéry nie jest finansowany ze srodkéw publicznych w
danym wskazaniu,

e podanieleku jest niezbedne dla ratowania zycia lub zdrowia $wiadczeniobiorcy we wskazaniu
wystepujgcym u pacjenta,

e zostaly wyczerpane u danego $wiadczeniobiorcy wszystkie mozliwe do zastosowania w tym
wskazaniu dostepne technologie medyczne finansowane ze $rodkéw publicznych,

e Swiadczeniodawca uzyskat pozytywng opinie konsultanta krajowego lub konsultanta
wojewddzkiego w dziedzinie medycyny odpowiedniej ze wzgledu na chorobe lub problem
zdrowotny Swiadczeniobiorcy, ktéra powinna zawiera¢ ocene zasadnosci zastosowania tego
produktu leczniczego u danego $wiadczeniobiorey,

e finansowanie dotyczy wytgcznie leku, ktéry jest dopuszczonydo obrotu zgodnie z art. 3 ustawy
z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne lub pozostaje w obrocie na podstawie art.

29 ust. 5 lub 6 tej ustawy oraz jest dostepny na rynku.

Powyisze przestanki musza byc spetnione tacznie. RDTL nie jest $wiadczeniem nawniosek pacjentai

dotyczy bardzo waskiej grupy chorych.




Wskazac réwniez nalezy, iz leczenie chorych na mukowiscydoze w ramach RDTL budzi duze zastrzesenia

prawne, co najmniej w dwdéch obszarach.

Po pierwszew zakresie zastosowania leczenia modulatorami CFTR poza rejestracjg (zastosowanie leku
,Off-label”) —obecnie zadne przepisy nie reguluja tej kwestii. Wobecn iepewnosci prawnej i mozliwosd
zakwestionowania przez ptatnika zasadnoscitakiego leczenia w przysztosci, jest zrozumiate, ze o$rodki

nie chcg podejmowac takiego ryzyka.

Po drugie w kwestii dtugosciterapii. Zgodnie z aktualng wiedza medyczng, leczenie modulatorami CFTR
stosuje sig przewlekle do korica zycia. Zgoda na pokrycie kosztéw leczenia w ramach procedury RDTL
moze obejmowaé maksymalnie trzy miesiace lub trzy cykle leczenia. Choé istnieje mozliwosé
kontynuacjileczenia w przypadku potwierdzonejskutecznoéci leczenia danym lekiem, pierwotnie RDTL

nie byt przewidziany do takich terapii. Nie wiadomo jak dtugo ptatnik bedzie finansowat takie leczenie.

Konkludujac, Polskie Towarzystwo Mukowiscydozy postuluje o pilne rozpatrzenie przez wtasciwe
organy koniecznosci objecia refundacja modulatoréw CFTR zgodnie z kryteriami rejestracyjnymi, a
takze wyjasnia, iz kwalifikacja chorych na mukowiscydoze do leczenia w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych (RDTL) jest leczeniem mozliwym do zastosowania w konkretnych, wasko

okreslonych warunkach i nie powinna by¢ rozszerzana poza dopuszczalne prawem ramy.




