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W zwiazku z pismem z dnia 12 czerwca 2008 roku (BPS/DSK-043-545/08) oraz
zalaczonym  ofwiadczeniem, zlozonym  przez Senatorow: Pana  Kizysziofa
Kwiatkowskiego i Pana Macieja Grubskiego, podczas 13. posiedzenia Senatu
Rzeczypospolitej Polskiej w dniu 5 czerwca 2008 roku, w sprawie umieszczenia leku

Myozyme na liscie lekow refundowanych przekazuj¢ uprzejmie nastepijace informacje.

Zapewnienie pacjentom réwnego dostgpu do terapii chorob rzadkich, z zastosowaniem
lekéw immowacyjnych, zalezy od wielu czynnikéw, ktore musza by¢ spelnione przy
podejmowaniu decyzji w tym zakresie. Biorac pod uwage wysoki koszt terapii lekami
sierocymi, w celu zdiagnozowania koniecznosci objecia leku programem terapeutycznyim,
zasadna jest znajomo$¢ skuteczno$ei preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, optacalnosci
terapii.

Podjecie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia programu ferapeutycznego,
nastepuje po uzyskaniu rekomendac)i Agencji Oceny Technologii Medycznych.
Nalezy podkreslié, ze (erapeutyczny program wprowadza si¢ w odniesieniu do
okredlonego wskazania medycznego, okresionej populacji chorych.

W zwiazku z tym, wnioski o objgcie doptatami ze $rodkéw publicznych lekéw
innowacyjnych, zgodnie z decyzja Ministra Zdrowia, sy kierowane do ocemy Rady

Konsultacyinej Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Agencja Oceny Technologii Medycznych zostala powolana zarzadzeniem Ministra

Zdrowia i do zadan jej nalezy m.in. opracowywanie rekomendacji dla ministra
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wiasciwego do spraw zdrowia, oparte) na ocenie skutecznosci kliniczne oraz
efektywnosci kosztowe] leku, uzasadniajacych zasadnodé finansowania danej technologii

medycznej ze srodkow publicznych.

Preparat Myozyme jest lekiem innowacyjnym, ktérego skutecznosé oraz efeltywnosé
kosztowa sa, na zlecenie Ministra Zdrowia, przedmiolem oceny Agencji Oceny

Technologii Medycznych.

Nie przewiduje wpisama leku Myozyme do wykazu lekéw refundowanych, m.in. ze
wzgledu na niewielka grupe pacjentow ze wskazaniem do stosowania wymienionego leku
i wysokie koszty farmakoterapii.

Minister Zdrowia podjgl rozwigzania, kidre zakladajg finansowanie terapii choréb
rzadkich w ramach programéw terapeutycznych finansowanych =ze Srodkow

pozostajgcych w dyspozycji Narodowego Funduszu Zdrowia.

Uprzejmie informujg, ze Agencja Oceny Technologii Medycznych zarekomendowala
finansowanie ze drodkéw publicznych leczenia choroby Pompego, przy pomocy
aglukozydazy alfa (Myozyme), z ograniczeniem wylgcznie do noworozpoznanej i
niemowlecej choroby Pompego. Pozytywna ocena Rady Konsultacyjnej Agencji, stanowi
podstawe do podjecia decyzji co do finansowania ze srodkow publicznych przedmiotowe;
terapii z zastosowaniem leku Myozyme, jako $wiadczenia w ramach programu

ferapeutycznego.

Przekazujgc powyisze, jednoczesnie uprzejmie informuje, ze zostalo podpisane przez
Ministra Zdrowia zarzgdzenie w sprawie powolania Zespolu do Spraw Choréb Rzadkich,
ktdrego celem bedzie dazenie do zapewnienia dostepu do informacji, diagnostyki, terapii i
opieki dla chorych na choroby rzadkie, a takze zaproponowanie odpowiednich regulacji i
wytycznych w przedmiotowych zagadnieniach. W sklad Zespolu wejda miedzy innymi
przedstawiciele Ministerstwa Zdrowia, Narodowego Funduszu Zdrowia, Agencji Oceny
Technologii Medycznycli, Urzedu Rejestracji Produktéw Leczniczych, Wyrobow
Medycznych i Produltéw Biobdjczych, konsultanci krajowi, przedstawiciele srodowisk i
instytutow naukowych oraz pirzedstawiciele organizacji zrzeszajgcej pacjentow. Do
gfownych zadain Zespolu naleze¢ bedzie m.in.: proponowanie kierunkow polityki w
zalaesie opieki i terapii chorych na choroby rzadkie; prowadzenie dziafan stuzacych 1

dazacych do zapewnienia podstawowej i specjalistyczne] opieki zdrowotnej chorym na
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choroby 1zadkie, w szczegOlnoSci popizez wskazywanie wlasciwych rozwigzan
problemdw powstalych przy realizacp opieki 1 terapii chorych z chorobami rzadkimi;
upowszechnianie wiedzy dotyczacej diagnostyki i leczenia tych chor6b w opinii
publicznej, w tym w szczegdlnosci w srodowisku medycznym; wspieranie bezpiecznych i
skutecznych metod leczenia chordb rzadkich; monitorowanie terapii chorédb rzadkich.
Ponadto do zadan Zespolu naleze¢ bedzie opracowywanie informacji lub stanowisk

dotyczacych produltdéw leczniczych stosowanych w leczeniu chorob rzadkich oraz
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przekazywanie ich Ministrowi Zdrowia,
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