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W odpowiedzi na ztozone w dniu 29 cze%wca 2017 r. na 44. posiedzeniu Senatu
o$wiadczenie Pana Senatora Waldemara Kraski w sprawie refundacji leku Translarna
(ataluren) stosowanego u pacjentéw z dystrofig miesniowa Duchenne’a, uprzejmie

prosze o przyjecie nastepujgcych informacii.

Kwestie zwigzane z refundacjg poszczegdlnych technologii lekowych reguluje ustawa
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji. Zgodnie z ww. ustawag Minister Zdrowia podejmuje
decyzje dotyczace refundacji produktéw leczniczych majgc na uwadze uzyskanie jak
najwiekszych efektow zdrowotnych w ramach dostepnych $rodkéw publicznych,

uwzgledniajgc nastepujace kryteria:

1)  stanowisko Komisji Ekonomicznej;

2)  rekomendacje Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji;

3) istotno$¢ stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacjg;

4)  skuteczno$¢ kliniczng i praktyczna;

5)  bezpieczenstwo stosowania;

6) relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania;

7) stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia

zywieniowego, wyrobéw medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym;
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8)  konkurencyjno$¢ cenows;

9) wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
Srodkow publicznych i $wiadczeniobiorcow;

10) istnienie alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy
o Swiadczeniach, oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania;

11) wiarygodno$¢ i precyzje oszacowan kryteriow, o ktérych mowa w pkt 3-10;

12) priorytety zdrowotne okreslone w przepisach wydanych na podstawie art. 31a
ust. 2 ustawy o Swiadczeniach;

13) wysoko$¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
o jakos¢, ustalonego w wysokosci trzykrotno$ci Produktu Krajowego Brutto na jednego
mieszkanca, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26 pazdziernika 2000 r.
0 sposobie obliczania warto$ci rocznego produktu krajowego brutto (Dz. U. Nr 114,
poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817), a w przypadku braku mozliwosci

wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania dodatkowego roku zycia

- biorgc pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym procedury
medyczne, ktére mogg by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, Srodek spozywczy

specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrob medyczny.

Nalezy zaznaczy¢, iz w Polsce — podobnie jak we wszystkich krajach — priorytetem
systemu opieki zdrowotnej jest sprawiedliwe spotecznie gospodarowanie publicznymi
$rodkami przeznaczonymi na finansowanie Swiadczen zdrowotnych. Ustawa
o refundacji naktada na ministra wia$ciwego ds. zdrowia obowigzek gospodarowania
Srodkami pochodzacymi ze sktadek obywateli w sposéb racjonalny, tj. zapewniajacy
wszystkim obywatelom majgcym zréznicowane potrzeby zdrowotne sprawiedliwy dostep
do skutecznych terapii. Podstawg tak rozumianej sprawiedliwo$ci spotecznej jest
podejmowanie decyzji dotyczgcych alokacji publicznych zasobéw systemowych
woparciu o jednolite, powtarzalne i przejrzyste kryteria stosowania wobec

zréznicowanych potrzeb zdrowotnych wielu grup pacjentéw.

Narzedziem stosowanym do obiektywizacji oceny skuteczno$ci, efektywno$ci oraz
bezpieczenstwa poréwnywanych ze sobag réznych lekdw jest ocena technologii
medycznych, ktéra pozwala na obiektywizacje podejmowanych decyzji poprzez ocene
tzw. koszt-efektywnosci. Niezwykle istotne jest okreslenie pozioméw akceptowalnosci
spotecznej kosztow technologii medycznej i zasad realizacji naczelnej zasady rownosci

obywateli i sprawiedliwo$ci w aspekcie refundaciji lekéw.




Za racjonalny prég akceptowalnego spotecznie, sprawiedliwego kosztu terapii uznaje sie
w réznych krajach 1,5-3,0 PKB za 1 rok zycia skorygowanego o jako$¢, tj. w warunkach
polskich 3xPKB per capita tj. 130 002 z/QALY.

W dniu 20 czerwca 2016 r. do Ministerstwa Zdrowia wptyngt wniosek o objecie
refundacjg tego leku w ramach programu lekowego ,Leczenie dystrofii miesniowej typu
Duchenne’a powodowanej mutacjg nonsensowng (nmDMD) (ICD-10 G71.0)”. Wniosek

zostat oceniony przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT).

Prezes Agenciji biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzysto$ci, uwaza za niezasadne
objecie refundacjg produktu leczniczego Translarna we wnioskowanym wskazaniu.
Tres¢ rekomendaciji Prezesa Agenciji oraz stanowisko Rady Przejrzysto$ci sg dostepne

jest na stronie internetowej AOTMIT:

http://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia mz/2016/195/SRP/U 43 479 20161205
stanowisko 125 Translarna 125 ma.pdf

http://bipold.aotm.gov.pl/assels/iiles/zlecenia mz/2016/195/REK/RP Translarna 75 2
016 KW.pdf

Nalezy wskazac¢, ze zgodnie ze stanowiskiem Rady Przejrzysto$ci proponowany koszt
leczenia dystrofii migéniowej lekiem Translarna ponad trzydziestokrotnie przekracza

prog ustawowy, co zdaniem Rady czyni te technologie skrajnie nieefektywng kosztowo.

Decyzja administracyjna w przedmiocie objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny

zbytu leku Translarna w ramach ww. programu lekowego nie zostata jeszcze wydana.

Minister Zdrowia po przeanalizowaniu catoksztattu zgromadzonych materiatéw
dowodowych, uwzgledniajgc ostatnig oferte cenowag zlozong przez Wnioskodawce
(firme PTC Therapeutics International Limited) oraz w oparciu o kryteria wymienione
wart. 12 ustawy o refundacji w terminie do 14 sierpnia 2017 r. wyda decyzje

w przedmiotowej sprawie.
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