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W odpowiedzi na os$wiadczenie Pana Senatora Marka Martynowskiego, zlozone podczas
37. Posiedzenia Senatu w dniu 12 lipca 2013 r., przestane przy pismie z dnia 19 lipca 2013 r.
(BPS/043-37-1575/13), uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Polityka lekowa stanowi caloksztalt dziatan organizacyjno — prawnych, na podstawie ktérych
Minister Zdrowia realizuje zadania dotyczace zagwarantowania obywatelom dostepu do
skutecznych 1 bezpiecznych produktow leczniczych oraz wyrobow medycznych,
przy jednoczesnym zmniejszeniu udzialu pacjentow w kosztach leczenia. Ministerstwo
Zdrowia prowadzi transparentng i racjonalng polityke lekowg w oparciu o mozliwosci
finansowe Narodowego Funduszu Zdrowia oraz rekomendacje Rady Przejrzystosci Agencji
Oceny Technologii Medycznych. Dla zapewnienia efektywnosci prowadzonych dzialan
w zakresie finansowania ze srodkéw publicznych technologii medycznych, na mocy ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkdw spozywcezych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122 poz. 696, z pdzn. zm)
zostala powolana Komisja Ekonomiczna, ktorej zadaniem jest prowadzenie negocjacii
cenowych oraz monitorowanie realizacji catkowitego budzetu na refundacje. Decyzje
o refundacji podejmowane sa w oparciu o efekt koncowy negocjacji, a ocena skutecznosci
technologii medycznych dokonywana jest w oparciu o zasady Medycyny Opartej

Na Dowodach (Evidence Based Medicine).
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Do Ministra Zdrowia zostal zlozony wniosek przez podmiot odpowiedzialny o objecie
refundacjg i ustalenie ceny urzedowej produktu leczniczego Zavesca (miglustat) wramach
programu lekowego Leczenie choroby Niemanna-Picka typu C.
Zgodnie z art. 12 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkoéw spozywezych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, poz.
696, z pdézn. zm.) Minister Zdrowia wydaje decyzj¢ administracyjng o objeciu refundacja
i ustaleniu urzedowej ceny zbytu, uwzgledniajac nastepujgce kryteria:
1) Stanowisko Komisji Ekonomicznej
2) Rekomendacja Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych
3) Istotno$¢ stanu klinicznego. ktorego dotyczy wniosek o objecie refundacja
4) Skutecznos¢ kliniczna i praktyczna
5) Bezpieczenstwo stosowania
6) Relacja korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania
7) Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas refundowanych
lekéw, s$rodkow spozywezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobow
medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym
8) Konkurencyjnos¢ cenowa
9) Wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze Srodkow
publicznych i swiadczeniobiorcoéw
10) Istnienie alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o $wiadczeniach,
oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania
11) Wiarygodnos¢ i precyzja oszacowan kryteriow, o ktorych mowa w pkt 3-10
12) Priorytety zdrowotne okreslone w przepisach wydanych na podstawie art. 3la ust. 2
ustawy o $wiadczeniach
13) Wysokos¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢,
ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto na jednego
mieszkanca, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26 pazdziernika 2000 r.
0 sposobie obliczania wartosci 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

W rekomendacji nr 120/2012 z dnia 26 listopada 2012 r. Prezes Agencji Oceny Technologii
Medycznych, w $lad za stanowiskiem Rady Przejrzystosci, nie zarckomendowal objecia

refundacjg przedmiotowego produktu leczniczego. Powyzsze podyktowane zostalo trudnymi



do jednoznacznej interpretacji danymi o efektywnosci klinicznej miglustatu oraz bardzo
wysokim kosztem terapii. Na chwile prowadzenia prac przez Agencje Oceny Technologii
Medycznych w jedynym dostepnym badaniu RCT zaobserwowano istotng statystycznie
poprawe tylko w odniesieniu do: redukcji poziomego ruchu sakadowego gatek ocznych
(HSEM) oraz probleméw z potykaniem. W przedmiotowym badaniu nie ulegla poprawie
ostros$¢ stuchu (niepogorszenie), wskaznik (uposledzenia) poruszania si¢ (SAI) oraz zmiana
>2 punkty w skali MMSE (krotka skala oceny stanu psychicznego) oceniajgcej funkcje
poznawcze, dodatkowo w odniesieniu do wigkszosci parametréow nie okreslono istotnosci
statystyczne] zaobserwowanych zmian. Jak przywoluje w swojej opinii Prezes Agencji
dodatkowo trudno jednoznacznie stwierdzi¢ czy uwzglednione punkty koncowe przektadaja
sig na rzeczywista poprawe jakosci zycia pacjentow z choroba Niemanna - Picka typu C (NP-
C). Wyniki, otrzymane podczas prowadzonej przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych
oceny wniosku, wskazujg, 1z zastgpienie terapii standardowej (leczenie objawowe
i fizjoterapia) leczeniem produktem Zavesca nie przynosi istotnych korzysci dla pacjentow
w zakresie poprawy jakosci zycia i rokowania. W analizach dotgczonych do wniosku
o objecie refundacja przedmiotowego produktu leczniczego nie wykazano istotnie
statystycznego wplywu na funkcje bezposrednio przekladajacych sig¢ na zachowanie

lub poprawe samodzielno$ci pacjenta.

Dodatkowo pragne nadmienié, iz wnioskowana technologia medyczna byta juz przedmiotem
prac Agencji w 2011 r. i uzyskala rowniez negatywna opini¢ Rady Konsultacyjnej
(Stanowisko RK Nr 28/2011 z dnia 29.03.2011 r.), ktéra uwazala za niezasadne
zakwalifikowanie swiadczenia opieki zdrowotnej ,.Leczenie choroby Niemanna-Picka typu
C” z zastosowaniem substancji czynnej miglustat w ramach programu zdrowotnego, jako
$wiadczenia gwarantowanego.

W oparciu o wszystkie kryteria w art. 12 ustawy o refundacji lekow, w tym oferte¢ cenowg
stanowigca wynik negocjacji z Zespolem Negocjacyjnym Komisji Ekonomicznej
z Wnioskodawcg, w $wietle w/w rekomendacji Prezesa AOTM, Minister Zdrowia nie
zaakceptowal propozycji cenowej Wnioskodawcy 1 wydal w dniu 17 czerwca br. decyzj¢
w ktdre] postanowil odmowic¢ objecia refundacjg i ustalenia urzedowej ceny zbytu leku

Zavesca.

W chwili obecnej trwa postepowanie odwotawcze, ktorego rozpatrzenie, zgodnie z ustawg

o refundacji lekéw, trwa nie diuzej niz 180 dni.

(A_STAN {\

sciziewicz-Winnicki

(8]



