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Moéwi sie od dawna, ze przysztocia onkologii jest
genetyka.

RAFAL JANISZEWSKI: Przysztoscia medycyny sg te-
rapie genowe. Chociazby ta, ktéra si¢ pojawila w SMA,
naprawiajaca gen — odwracajaca jego mutacj¢. Zauwaz-
my, ze w USA zostala ona dopuszczona warunkowo.
Dlaczego? Poniewaz z jednej strony efekty jej dziatania
i kwestie bezpieczefistwa stosowania nie zostaly przeba-
dane w diuzszym okresie, ale z drugiej strony te bada-
nia, ktére przeprowadzono, pokazuja niebywala korzys¢
dla dzieci. Wazac zatem te korzys¢ i ryzyko, podjeto
decyzj¢ o zarejestrowaniu Zolgensmy. Po rejestracji
amerykanskiej ta metoda leczenia zostata dopuszczo-
na w Unii Europejskiej. Zwré¢my uwage na kluczowsy
sprawe — w przypadku niektdrych terapii nie méwimy
o produkowanej w fabryce tabletce i zastrzyku! Méwimy
o leku przygotowywanym indywidualnie dla pacjenta.
ARTUR FALEK: Albo spéjrzmy na technologiec CAR-T,
ktéra polega na pobraniu limfocytéw od pacjenta i mo-
dyfikowaniu ich poza organizmem. Uzywa si¢ wirusa
wektorowego do zainfekowania limfocytéw zmodyfi-
kowanym materiatem genetycznym powodujacym, ze
one zaczynajg rozpoznawaé komérki nowotworu, jaki
wystepuje u pacjenta. Koncepcja jest szalenie intry-
gujaca! To terapia tworzona na miare, poniewaz zmo-
dyfikowanych w ten sposéb limfocytéw nie poda sig
zadnemu innemu choremu. CAR-T wykorzystuje si¢
w bialaczce i w chloniakach. Ta technologia dysponuja
dwie firmy farmaceutyczne i na razie w Polsce zasto-
sowano ja kilka razy dzicki donacji firm farmaceutycz-
nych. Polskie o§rodki hematologiczne w ten sposéb
przygotowuja si¢ do prowadzenia tych terapii i kilka
z nich juz w tej chwili jest do tego gotowych. Na razie
musimy te technologie kupowad, bo w kraju nie mamy
mozliwosci technologicznych takiej modyfikacji limfo-
cytdéw pacjenta.

CAR-T to rowniez terapia genowa?

A.F.: Tak bym to nazwatl.

R.J.: Zgoda, tyle ze CAR-T nazywamy roboczo tera-
pia genowa, bo jak juz Artur wyjasnil, wiemy, ze jej
istotg jest modyfikacja genetyczna. Natomiast wciaz
mamy potezny problem definicyjny. Na przyklad czy
terapia genowg jest taka terapia, w ktdrej sie mody-
fikuje geny na zewnatrz czy na poziomie organizmu
pacjenta? Tego nie okreslilismy. W przypadku terapii
genowych, jak juz wspominatem, jeste§my na pogra-
niczu pomiedzy lekiem, $wiadczeniem a terapia, kt6ra
w przypadku CAR-T sktada sie z pobrania materiahu,
przetworzenia go, a nastepnie wprowadzenia ponow-
nie do organizmu pacjenta w celu uzyskania efektu te-
rapeutycznego. Jak to zdefiniowad? Artur wspominal
o medycynie spersonalizowanej i zgadzam si¢ z nim, ze
ona powinna dotyczy¢ konkretnego czlowieka, a nie
grupy ludzi spetniajacych okreslone kryteria, by mozna
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Y3 Nauka zrobita wielkie boom
w genetyce. Dorobek naukowy,
wiedza sg coraz wieksze,
wiec prawdopodobienstwo
pojawiania sie nowych narzedzi
technologicznych jest rowniez
coraz wieksze)

bylo wobec nich dang technologie¢ zastosowaé. Kiedy
méwimy ,,medycyna spersonalizowana”, to powinno
oznaczaé, ze dotyczy za kazdym razem konkretnego
pacjenta. Czyli jest to produkt, material, wyréb, ciag
technologiczny od poczatku do konca przygotowany
dla danego czlowieka. W medycynie mndstwo jest
préb zmierzajacych wlasnie do tego, by znalezé co$
idealnego dla konkretnej osoby.

A idea pobierania i magazynowania krwi pepowi-
nowej? Kilka lat temu budzilo to duze zaintere-
sowanie.

R.J.: Komérki macierzyste s3g omnipotencjalne, wiec
liczymy, Ze uzupelnia to, czego organizmowi braku-
je. Natomiast najnowocze$niejsze technologie to juz
jest zmiana genomu, jego naprawa, uzupelnienie czy
wrecz dodanie jakiej$ funkcji — jak wlasnie produkcji
biatka w przypadku terapii SMA. Wracajac do kwestii
definicyjnej i refundacyjnej, bo przeciez ona jest §ci$-
le zwigzana z tym, co definiujemy jako leki — brakuje
nam wla$ciwej definicji. Gtéwnie jesli chodzi o gene-
tyke, technologie przestajg pasowac do definicji lekéw,
ktére chcemy refundowaé. One nie pasuja nie tylko
z tego powodu, czym nie sg — jak méwiliSmy, nie sa ani
tabletka, ani zastrzykiem, lecz takze z tego powodu,
czym sg. Jest to np. pobrany material, ktéry zostaje
przetworzony, zmieniony i wprowadzony z powrotem
do organizmu pacjenta, jak w CAR-T. Technologie
te nie pasujg do definicji leku réwniez ze wzgledu na
sposéb stosowania, rezultaty medyczne, kwalifikacje
do okreslonych grup. W ich przypadku nie mozemy
a priori przyjaé, ze tworzymy wspdlna grupe limito-
wa. Dzisiaj w systemie mamy wspdlne grupy limitowe
refundacji dla okre$lonych probleméw zdrowotnych
— jednostek, z uwzglednieniem substancji czynnych.
Ale jak, Arturze, zgrupowa¢ na liscie refundacyjnej to
wszystko, 0 czym teraz rozmawiamy?

A.F.: Kiedy pracowaliémy nad ustawa refundacyjna,
pojawialy sie w koszyku §wiadczed gwarantowanych
rézne rzeczy. Podczas spotkania kierownictwa resor-
tu podniesiony zostal problem polegajacy na tym,
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1 Powinnismy albo ustali¢
perspektywe rozwoju systemu
ochrony zdrowia, albo
ograniczenia dostepnosci
Swiadczen !

ze mamy ustawe refundacyjna dotyczacg lekéw, ale
potrzebne jest okre§lenie sposobu kwalifikowania do
$wiadczen gwarantowanych i technologii nielekowych.
Wtedy minister postanowil wprowadzi¢ tryb wniosko-
wy z zapytaniem kierowanym do AOTMiT dla pozo-
stalych $wiadczen. Tak ,, dorobilismy si¢” jednorodnych
grup pacjentéw. Na pewnym etapie to co mamy — JGP,
katalogi §wiadczen, produkty rozliczeniowe, lista re-
fundacyjna, wystarczyto do opisania rzeczywistosci, jej
skatalogowania i rozliczania. Jednak medycyna, inno-
wacja, wynalazczo$¢ mocno poszly do przodu i juz ta-
kie technologie jak CAR-T nie zmieszczg si¢ w grupach
JGP. To nie sa rzeczy jednorodne. One nie przystaja
do niczego, czym dysponujemy. To sa rzeczy wystajace
ponad przecigtno$¢ w réznych aspektach.

Dla porzadku — nowinki, o ktérych rozmawiamy,
nie mieszcza sie w definicji terapii eksperymen-
talnych?

R.J.: Nie, bo terapia eksperymentalna jest cos, czego
jeszcze nie zbadaliSmy i nie wiemy, jaki bedzie efekt.
A na przyklad w wypadku terapii genowej dla dzieci
z SMA wiemy, ze przynosi efekt, tylko ktopotem jest
pomieszanie definicyjne $wiadczenia, technologii i sub-
stancji. A trzeba sobie powiedzied, ze medycyna idzie
mocno w te strone! Oczywiscie nadal badamy wplyw
réznych substancji na ludzki organizm, odkrywamy
nowe zastosowanie istniejacych lekéw, sprawdzamy ko-
relacje roznych substancji, ich skuteczno$¢ na réznych
etapach schorzenia. Ale medycyna — nauka poszukuja
tez nowych obszaréw. Mam wrazenie, ze mozliwo$¢
leczenia substancjami chemicznymi si¢ wysyca. Poszu-
kujemy sposobéw nie tyle wplywania substancja czyn-
ng na organizm czlowieka, ale w ogéle wplywania na
konstrukcje genetyczna czlowieka. Probujemy zmienié
najbardziej elementarne sktadowe organizmu.

Zakodowane w genie.

R.J.: Zakodowane lub nawet takie, ktére kiedy$ byly
zakodowane prawidlowo, a wskutek dzialania czynni-
kéw srodowiskowych lub innych si¢ zmienity — pré-
bujemy to odwréci¢. Méwimy o ogromnej galezi me-
dycyny poszukujacej i pracujacej w zakresie genetyki.
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Przeciez u podstaw poszukiwania leku lub szczepionki
na koronawirusa jest genetyka. Bo najpierw bada-
my DNA albo RNA wirusa, a nast¢gpnie — na pozio-
mie molekularnym — zastanawiamy sig, co jesteSmy
w stanie zrobi¢, aby stworzy¢ dobry test, ktéry bedzie
rozpoznawal to bialko, szukamy mozliwosci, by prze-
ciwciala je identyfikowaly, zeby mogly z nim walczy¢.
Medycyna porusza si¢ w obszarze molekularnym,
genetycznym i jak wida¢ — te najnowsze technologie
to nie jest zwykla tabletka. Moje pytanie jest otwarte:
jakie mamy wobec tego instrumenty i narzedzia? Na-
uka zrobita wielkie boom w genetyce, pracuje si¢ nad
nig od lat. Dorobek naukowy, wiedza sg coraz wigk-
sze, wiec prawdopodobienistwo pojawiania si¢ nowych
narzedzi technologicznych jest réwniez coraz wigksze.
Moéwie o narzedziach niemieszczacych sie w ramach
refundacji albo takich, ktére trochg si¢ jeszcze w nich
mieszcza, jak Zolgensma na SMA. Ona w definicji le-
kowej, powiedzmy, ze jeszcze warunkowo by sie mie-
$cila, ale juz jesli spojrze¢ na aspekty cenowe, na kryte-
ria refundacyjne, na instrumenty podzialu ryzyka — te
instrumenty refundacyjne przestaja nam pasowac.
A.E.: Ustawa Prawo farmaceutyczne méwi tak: ,,Produk-
tem leczniczym jest substancja lub mieszanina substan-
¢ji, przedstawiana jako posiadajaca wlasciwosci zapo-
biegania lub leczenia choréb wystepujacych u ludzi
i zwierzat lub podawana w celu postawienia diagnozy
lub w celu przywrécenia, poprawienia lub modyfikacji
fizjologicznych funkcji organizmu poprzez dziatanie
farmakologiczne, immunologiczne lub metaboliczne”.
Czy Zolgensma dziala farmakologicznie? Nie. Meta-
bolicznie? Efektem modyfikacji genomu jest zmiana
metabolizmu. Zgoda. Ale samo dzialanie jest dziala-
niem na genom, modyfikacja genomu, ktéra wywo-
tuje skutek metaboliczny. Rafal ma racje, ze jeste$my
na granicy pojemnosci definicji produktu leczniczego.
I oczywiScie mamy system refundacyjny, ale pojawia si¢
pytanie, czy obecny system refundacyjny zostal stwo-
rzony i pasuje do technologii z pogranicza definicji pro-
duktu leczniczego. Mozemy powiedziel, ze jezeli cos
uzyskalo rejestracje lekows, jak wlasnie Zolgensma, to
formalnie rzecz biorac, jest lekiem. Jednak uwzgled-
niajgc unikatowos¢ tej terapii, czyli liczbe pacjentow
w naszym kraju — méwimy przeciez o chorobach rzad-
kich — oraz koszty leczenia, to one z pewnoscig wystaja
ponad system refundacyjny.

R.J.: Brakuje nam definicji i mysle, ze trzeba spojrzeé
na sprawe dwutorowo. Z jednej strony na odkrycia,
technologie mieszczace sie w definicji produktu lecz-
niczego. Moze to jest dobry moment, by rozmawiaé
o sposobie refundowania i oceny zasadno$ci, warto-
$ci refundacji nowoczesnych technologii. Trzeba by
tez stworzy¢ oddzielne kategorie, definicje. Z drugiej
strony mamy technologie niemieszczace si¢ w definicji
produktu leczniczego i nalezy odpowiedzie¢ na pyta-
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nie, czym one s3. Czy sa $wiadczeniem zdrowotnym?
Trudno powiedzie¢, jak zakwalifikowaé CAR-T. Blizszy
jestem uznania tej terapii za §wiadczenie zdrowotne niz
za lek, ale zaangazowanie technologii jest tak specy-
ficzne, ze nie wiem, jak to dookresli¢.

A.F.: Mamy kilka probleméw. Pierwszy to nazewnic-
two, ale mozna na upartego machna¢ na nie reka. Jak
zwal, tak zwal, niewazne. Zasadnicze pytanie brzmi,
czy ta nowa technologia moze by¢ cze$cig systemu pu-
blicznego, czy moze by¢ finansowana z publicznych
pieniedzy! I tu zaczynaja si¢ schody. Leki sa obszarem
obwarowanym wieloma przepisami. ..

Przede wszystkim dotyczacymi bezpieczefistwa.

A.F.: Tak jest. Mamy ponad 50 lat doSwiadczen
w kontrolowaniu lekéw i staramy si¢, by na rynek
trafialy tylko przebadane, o dowiedzionych w diuz-
szej perspektywie bezpieczefistwie i skutecznosci. To
jest dorobek i europejski, i §wiatowy. W przypadku
najnowocze$niejszych technologii nielekowych nie
mamy takiego dorobku, materiatu, do§wiadczen. One
nie sa w taki sposob i z takg doktadnoscia badane.
I to jest kwestia zasadnicza, poniewaz bezpieczefistwo
to obszar, ktéry byl dobrze kontrolowany — w kwestii
kwalifikowania lekéw, ich dopuszczania, oceniania
i finansowania ze $rodkéw publicznych. Technologie
lekowe, o ktérych rozmawiamy, nie sa w ten spos6b
oceniane, w zwigzku z czym regulator nie ma takiej
pewnosci bezpieczefistwa ich stosowania i powta-
rzalnosci efektu jak w wypadku klasycznych lekéw.
Wiemy oczywiscie, ze nie wszystkie leki dziatajg na
wszystkich pacjentow.

Mamy przeciez lekooporne postaci réznych choréb.

R.J.: Ale to jest zbadane i to wiemy!

A.F.: Mamy parametr NNT (number needed to treat),
a wiec znamy liczbe pacjentéw, ktérym musimy podad
dany lek, zeby uzyska¢ okreslony efekt terapeutyczny
u jednego. Nawet w przypadku banalnych lekéw prze-
ciwb6lowych ten parametr wcale nie wynosi 1. Wiemy,
ze tylko u jednego z trzech czy czterech pacjentéw lek
catkowicie zniesie bdl i jeszcze trzeba odpowiednio dobraé
dawke. Mimo to w przypadku lekéw teren jest opano-
wany: mamy narzedzia pomiarowe, wiemy, jak to robic.
R.J.: Przepraszam, Arturze, ale w przypadku kla-
sycznych lekéw réwniez postep diagnostyczny oraz
wprowadzenie i upowszechnianie badan genetycz-
nych czesto zmieniajg sytuacje. Je$li mamy mozliwos¢
i okre$lamy np. genotyp nowotworu, mozemy réwniez
sprawdzi¢, czy zasadne jest dotychczasowe leczenie.
Bo docieramy do zrédta mechanizmu dziatania danej
substancji. Rozpracowujemy komérke, gen i mozemy
zweryfikowadl, czy dana substancja w tym konkretnym
przypadku dziala tak, jak do tej pory sadzilismy. Po-
jawiaja sie nowe narzedzia do oceny technologii. Ale
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17 Jesli Fundusz Medyczny
miatby finansowac najnowsze
technologie, musimy wiedzieg,
co ma finansowac. Dzi$ widac
kierunki innowacji i nalezy
powotac panel ekspercki??

oczywiscie wcigz méwimy o technologiach lekowych.
Mimo to wymienione przez Artura bezpieczefistwo
dlugoterminowe, elementy jednolitosci, homogenicz-
nosci danej substancji, koszt, ktéry moze by¢ zmienny
nawet w tej samej technologii u réznych pacjentéw —
to elementy, ktérymi postugiwaliSmy si¢ do tej pory
przy decyzjach refundacyjnych. A jesli mamy coraz
wiecej mozliwosci diagnostyki genetycznej, moleku-
larnej i jesteSmy w stanie zweryfikowad optymalnosé
wskazania dla istniejacych substancji i na tej podstawie
tworzy¢ nowe technologie dla konkretnego pacjenta,
to czy wciaz méwimy o leku?

A.F.: Powstaje konglomerat leku i diagnostyki po-
trzebnej do tego, zeby lek byl bardziej efektywny. Jed-
no rodzi drugie — pojawia si¢ nowa potrzeba. Mamy
leki skuteczne u 0séb z okreslonym genotypem, wiec
naturalnym krokiem jest ocena tego genotypu. Nie
chcemy wydawa¢ srodkéw publicznych, ktérych nigdy
przeciez nie jest za duzo, w sposob niecelowy, nieefek-
tywny. Czyli powinni$my juz typowad pacjentéw do
terapii. Podawac¢ leki tym, u ktérych maja prawo za-
dziata¢. W ten sposob dochodzimy do terapii celowa-
nej. Mapujemy genom pod katem wykrycia uktadow
mutagji najbardziej pasujacych do danego leku i dobie-
ramy lek do tego profilu.

R.J.: To sa dostepne technologie, niektdre juz nawet
cze$ciowo finansowane przez NFZ. A wlaczenie tech-
nologii precyzyjniejszego kwalifikowania, podejmo-
wania decyzji o zastosowaniu dotychczasowych lekéw
zmieni nasz poglad na refundacj¢. To tylko przyktad
wplywu nowoczesnych technologii na poglady doty-
czace refundacji. Méwimy zaréwno o wplywie nauki na
istniejace technologie, ktére nazywamy lekami i pro-
duktami leczniczymi, jak i o zupelnie nowych techno-
logiach. Powstaje co$, co dziala, daje efekt, ale wymy-
ka sie definicji. Trzeba stworzy¢ kryteria, od ktérego
momentu méwimy, ze to nie jest lek. A jezeli to jest
lek, jakie kryteria sie zmienia, jesli chodzi o decyzje re-
fundacyjng. Wezmy kryteria bezpieczeistwa. Niewiele
o tym wiemy. Wiemy, ze w krotkiej perspektywie to
dziata, Ze to strzal w dziesiatke, rewelacyjna technolo-
gia, ze chcemy ja jak najszybciej wprowadzic.
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Fot. Archiwum wtasne

1) Pamietajmy, ze finansowanie
z funduszy publicznych
wytacznie lekéw to juz jest spore
wyzwanie. A nadchodzg nowe
technologie, w wypadku ktorych
decyzje o finansowaniu bedg
trudniejsze )

1) Nie chcemy wydawac srodkow
publicznych, ktérych nigdy
przeciez nie jest za duzo,

w sposoOb niecelowy, nieefektywny.
Czyli powinnismy juz typowac
pacjentéw do terapii. Podawac
leki tym, u ktérych maja prawo
zadziatac¢??

Moéwiac o Zolgensmie — rodzice dzieci chorych
na SMA nie beda czekaé latami na wyniki badan
i obserwacji. Chca — co jest absolutnie zrozumiale,
aby terapia byla dostepna natychmiast. Oczekuja
pomocy.

R.J.: Oczywiscie. A okres obserwacji mamy krocki.
Kolejna sprawa to kryteria cenowe, kosztowe. Jak je
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przeliczaé? To jest totalne przedefiniowanie podejscia
do refundagji.

A.F.: JesteSmy poza granica kategorii lekéw. Bywa to
naciggane, naginane, ale oczywiste jest, ze te nowinki
nie przystajg do regul masowej, systemowej refundacji.
Albo trzeba dla nich wymysla¢ nowe reguly refunda-
cyjne, albo pomysle¢ o nich nie jak o technologiach
lekowych. Stworzy¢ oddzielng kategorie. Tyle ze wtedy
tez sie okaze, ze nie mamy jasnej i klarownej Sciezki,
jak je ocenia¢ i wiacza¢ do systemu refundacyjnego.
W ktérym miejscu i z czego finansowad?

Czy na Swiecie kto$ sobie juz z tym poradzil?
Mamy jakie$§ wzorce?

R.J.: Wszyscy maja z tym klopot. Zostatimy przy ce-
nowym kryterium refundacji — cenie. Co zrobi¢, jesli
jest zmienna i nie zalezy od stezenia substancji? Bo
do tej pory sprawa byla jasna: tabletka 5 mg kosztu-
je 5 zt, a 10 mg kosztuje 8 zt — i to jest nadal cena.
A w przypadku nowoczesnych technologii czesto moé-
wimy o koszcie. Wspominana Zolgensma ma ceng, bo
ja wbito w kategorie lek, jednak producent wyraznie
stwierdza, Ze ta cena, koszt, zawsze pojawia si¢ dopiero
w momencie, kiedy rusza produkcja dla konkretnego
dziecka. A CAR-T? Jak méwié o cenie? Druga sprawa
to poréwnywanie nowoczesnych technologii z innymi
lekami. Kolejna arcywazna sprawa — prog kosztowy.
Generalnie progowa warto$¢ wydatkéw na lek to trzy
razy PKB per capita za QALY. Ale jak mozemy to oce-
ni¢, jesli méwimy o potrzebujacym dziecku, ktéremu
naprawiamy gen?

A.F.: Jest wiele probleméw, bo o ile w tej chwili pod
wzgledem formalnym potrafie sobie wyobrazi¢ wnio-
sek do ministra zdrowia o zakwalifikowanie terapii ge-
nowej Zolgensma jako $wiadczenia gwarantowanego
i objecie go refundacja, o tyle problemem jest zrdto
finansowania.

W Faktach TVN rzecznik resortu zdrowia Woj-
ciech Andrusiewicz stwierdzil, ze ministerstwo nie
wyklucza procesu refundacji.

A.F.: Zolgensma ma rejestracje, dlatego powinna wejsé
na $ciezke decyzji refundacyjnej, ale to wymaga roz-
strzygniecia systemowego. Jesli technologie zarejestro-
wane jako lekowe kierujemy na Sciezke ustawy refun-
dacyjnej, to mamy do czynienia z progiem oplacalno$ci
kosztowej, ktéry oczywiscie nie jest dla ministra wig-
zgcym ograniczeniem zamykajacym temat. Jesli co$
bedzie kosztowalo wigcej za QALY niz 150 tys. zi, to
moze by¢ refundowane — no, ale jesli ta technologia
kosztuje 9 mln zi, jak minister ma si¢ do tego odnies¢,
skoro dla calego systemu przyjmujemy prég opta-
calnos$ci kosztowej mniej wigcej 150 tys. zt? CAR-T
kosztuje 1,5 mln zt. Wiemy, ze to nie sa technolo-
gie, ktére bedg teraz powszechnie stosowane, ale jesli

wrzesiefi/pazdziernik 7-8/2020



organizacja

wskazania dla CAR-T z chtoniakdéw i bialaczek zostang
rozszerzone? Powstaje pytanie, ile system jest w stanie
udzwignad. Policzmy tylko Zolgensme: 50 dzieci po-
mnozone przez 9 mln zt kosztu terapii kazdego daje
nam juz 450 mln 21!

R.J.: To jest problem ogélno$wiatowy. Zadajemy
otwarte pytanie: czy obecne definicje, skutkujace za-
sadami refundacji, rejestracji, dopuszczania do uzycia,
sa wystarczajace, by panstwa mogly sie nie tylko racjo-
nalnie, ale i bezpiecznie dla pacjentéw mierzy¢ z decy-
zjami o refundacji najnowocze$niejszych technologii?
Pamietajmy, ze finansowanie z funduszy publicznych
wylacznie lekéw to juz jest spore wyzwanie. A nadcho-
dzg nowe technologie, w ktérych wypadku decyzje
o finansowaniu ze $§rodkéw publicznych beda jeszcze
trudniejsze. Chodzi réwniez o sprawe dopuszczania
ich stosowania, pojawiaja si¢ kwestie etyczne. Zdefi-
niowanie nowych technologii i przedefiniowanie kryte-
riéw finansowania ich ze srodkéw publicznych to dzi$
ogromne wyzwanie dla calego $wiata.

Zostanimy chwile przy kwestiach etycznych.

R.J.: Kroczymy w strone modyfikowania gendéw i po-
jawiajg si¢ opinie etykdw, ze to jest wyreczanie Pana
Boga. Nie wiemy, jak to sie skoficzy.

A.F.: Jeden z rodzicéw ma mutacje, ktdra moze powo-
dowac wystapienie choroby u dziecka. ..

R.]J.: To dlaczego nie modyfikowa¢ tej mutacji u ro-
dzica? I czy finansowa¢ ja ze $rodkéw publicznych?
A jesli tak, to u ktérego rodzica? Czy u tego, u kté-
rego prawdopodobiefistwo przeniesienia choroby wy-
nosi 50, 70 czy 100 proc.? Méwimy wciaz gléwnie
o onkologii, dlatego ze zbiera najwicksze zniwo, ale
jak zaznaczylem na poczatku tej rozmowy, genetyka
to jest przyszlo$§¢ medycyny. Wiem o dziecku w Polsce,
ktére ma bardzo rzadka chorobg genetyczng — btad
mitochondrialny. Badania w tym zakresie sa zaawanso-
wane, ale nie mamy jeszcze technologii, zeby te dzieci
ratowa¢. One po 4, 5 miesigcach zycia umierajg. Przy
dzisiejszym pedzie nauki w kierunku genetyki juz nie-
dhlugo nie beda musialy by¢ skazane na §mier¢. Tyle ze
powinni$my juz dzi§ szukaé mozliwosci zdefiniowania
nowych odkry¢ nauki, by jutro wiedzie¢, jak je umiej-
scowid, jak ocenid, jak sfinansowac.

A.F.: Temat jest bardzo szeroki i nie dotyczy tylko ge-
netyki. Wezmy wyroby medyczne, np. bioniczna pro-
teze, ktora mtodemu czlowiekowi mozliwie najlepiej
zastepuje funkgje reki. Od lat mamy w polskim syste-
mie problem z jej finansowaniem. Smutna prawda jest
taka, ze tylko najprostsza, drewniang proteze dostanie
w Polsce kazdy czlowiek po amputacji, bo na jej sfinan-
sowanie wystarcza pienigdzy. Ale proteza za 150 tys. zt
to juz wyzwanie dla systemu.

R.J.: Komu nalezaloby refundowac proteze za 150 tys. zl?
Czy rewelacyjnemu chirurgowi, ktéry przed amputacja
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uratowal tysiace ludzkich istnied przy stole operacyj-
nym? Zakladajac, Ze ta technologia jest na tyle zaawan-
sowana, ze idealnie zastapi amputowana reke i pozwoli
mu z sukcesami kontynuowa¢ prace. Oczywiscie trosz-
ke sobie dworuje, ale zobaczmy, ze dla tego typu osia-
gnie nauki nie mamy definicji, a ona jest potrzebna, by
ustali¢ kryteria finansowania. Wezmy Da Vinci. Kto$
konstruuje robota wykonujacego zabiegi mikrochirur-
giczne. Czlowiek jest tylko przy komputerze — robot
wykonuje lepiej to, co méglby zrobié specjalista. Jak
to zmie$ci¢ we wspomnianych grupach JGP? Musimy
mie¢ na to nazwe, formute. Méwimy o szeroko pojetej
innowacji w medycynie. Pami¢tamy, jak prébowano
szufladkowac kolejng innowacje. Méwiono: to jest to
samo co radioterapia, ale dziesi¢¢ razy drozsza.

Protonoterapia!

R.J.: Tak jest. Albo kiedy pojawit si¢ PET. Zachwyt,
entuzjazm. W wielu miejscach wykonywano to bada-
nie, wydano duzo pieniedzy, a po czasie si¢ okazalo, ze
to jest dobra technologia, ale tylko w okreslonych przy-
padkach. Znowu — nie potrafilismy tego odpowiednio
zdefiniowad, okresli¢ sposobu finansowania i obserwo-
wania oraz modyfikowania umiejscowienia w systemie.
To dotyczy i PET, i wszystkich innych nowinek.

Sednem tej rozmowy sa oczywiscie pieniadze.
Czy skoro méwimy o nowych technologiach, ich
finansowania nie mogloby wziaé na siebie — cho-
ciaz w cze$ci — Ministerstwo Nauki i Szkolnictwa
Wyzszego?

R.J.: Nie, bo to jest leczenie!

A.FE.: To nie wynalazczo$¢, tylko dziatania terapeutycz-
ne. Nie zaglebiajac sie w kwestie definicji leku, potra-
fie sobie wyobrazi¢ wniosek o uznanie kazdej nowosci
za §wiadczenie gwarantowane, ale nawet jesli produke
trafilby do koszyka $wiadczenr gwarantowanych, to na
finansowanie na takim poziomie nie jesteSmy przygo-
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1) Méwi sie, ze zwiekszenie
finansowania ochrony zdrowia
to trudna decyzja dla politykow,
bo ludzie tego nie popra.

Na pewno? Zobaczmy, jak
ogromne pienigdze co roku
Polacy wptacajg na wszelkiego
rodzaju internetowe zbiorki
na drogie leczenie )

towani. Kluczowe pytanie dotyczy sposobu i zrédta
finansowania. Z jakich pieniedzy za to placi¢? Czy to
powinno si¢ mie$ci¢ w budzecie ogélnym na leki? Zo-
stajac przy dzieciach z SMA. Zalézmy, ze na sfinanso-
wanie terapii 50 dzieci system staé. Kazde leczenie po
9 mln zt daje 450 mln zt. Ale gdy technologia tego
typu sie upowszechni i bedzie nagle tysigc potrzebujg-
cych oséb, to juz sie zrobi 9 mld zI! Takiego obciazenia
finansowego bez modyfikacji system nie wytrzyma.
Oczywiscie dokonujemy duzych uproszczen, bo jezeli
technologie bedg czesciej stosowane, pewnie tez bedg
tansze, ale faktem jest, ze mozemy si¢ spodziewal
wzrostu liczby pacjentéw. To sa dylematy, od ktérych
nie uciekniemy. Widmo takiego problemu pojawito
sie w 2014 r., kiedy wprowadzono technologie lecze-
nia WZW-C. Koszt terapii dla jednej osoby wynosit
600 tys. zt. Terapia krétka, prowadzaca do wyleczenia.
Wspaniata sprawa. Ale jesli mieliSmy ponad 100 tys.
chorych, to oznaczalo koszt 60 mld zI. W naszym sys-
temie po prostu takich pienigdzy nie ma.

Jak to sie skonczylo?

A.F.: Nie kupilimy tej technologii, co wzbudzito zdzi-
wienie w Europie. Zrobiliémy to pét roku pédzniej, gdy
kosztowala nie 600, ale 60 tys. zI. Ten pierwotny efekt
finansowy byl po prostu porazajacy. My tego nie zrefun-
dowali$my, ale Niemcy, Duniczycy i Francuzi — tak. Par-
lament francuski specjalnie uchwalil wéwczas zwigksze-
nie wydatkéw na leki, mimo ze kilka miesiecy wcze$niej
chciano oszczedzaé w systemie refundacyjnym.

Juz moéwiliSmy, ze z wyzwaniami mierza si¢ teraz
systemy refundacyjne na calym $wiecie.

A.F.: To sa drogie technologie, ktére moga by¢ stoso-
wane na coraz wiekszg skale i bedzie oczekiwanie spo-
teczne, Ze tak wlasnie si¢ stanie. W przypadku terapii
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WZW-C obrazuje tylko efekt finansowy tego zjawi-
ska. Przeciez nasz system w tamtych latach to bylo
ok. 80 mld zl na wszystko! Gdyby$my od razu chcieli
kupi¢ nowa technologie, prawie wszystkie pienigdze
musieliby§my wydac¢ na leczenie WZW-C. Wszystkie
systemy majg ograniczenia finansowe, a rozwdj tech-
nologii lekowych to dla nich nowe wyzwania. Jesli nie
bedziemy nic robili, nie przygotujemy si¢ na zmiany,
pacjenci po prostu nie beda mieli do nich dostepu.
Taka jest stawka tej gry. Trzeba sobie juz teraz uczci-
wie odpowiedzie¢ na pytania, co zamierzamy z naszym
systemem zrobié, w ktdra strone péjdziemy, czy zwick-
szamy obcigzenie sktadkowe — czego politycy nie lubia.

Zwlaszcza w kryzysie...

A.F.: A to jest glupotg wielka! Utrzymywanie tak ni-
skiego zasilania systemu jak u nas jest po prostu ghu-
pota!

R.J.: Nad udzialem obywateli w budzecie ochrony
zdrowia trzeba si¢ powaznie zastanowié — wszystko
jedno, czy zdecydujemy si¢ na zasilanie skltadkowe czy
podatkowe. Nie ma znaczenia, czy nasz system bylby
finansowany z budzetu pafstwa — to przeciez sg pie-
niagdze z podatkdw.

Jalowa dyskusja o zwigkszeniu finansowania sys-
temu toczy sie od lat.

A.F.: I co z niej wynika? Nic.

Panowie przyznaja jednak, ze ze wzgledu na pan-
demie i grozne wiesci dotyczace kryzysu politycy
moga sie teraz szczegdlnie baé tego tematu.

R.J.: Politycy zawsze sg w sytuacji niezbyt dogodnej
do podejmowania takich decyzji. Dzi§ trzeba tez roz-
wazy¢ kwestie zwiekszania §wiadomosci spolecznej
dotyczacej ubezpieczefi dodatkowych. Jezeli decyduje
sie nie rzuci¢ palenia, musze si¢ liczy¢ z tym, ze moge
zachorowa¢ na choroby pluc z nowotworem wlacz-
nie, prawda? A zatem moze powinienem na te oko-
liczno$¢ dodatkowo sie asekurowaé? A ta dodatkowa
asekuracja powinna by¢ nadzorowana przez paistwo,
zeby nie wyzyskiwala pacjenta, ale rownocze$nie za-
bezpieczyla dodatkowy koszt jego leczenia. Trzeba tez
myslec¢ o tym — i tu wracam do zdefiniowania nowych
technologii, czy intencjg systemu bedzie kupowanie
szczepionki na koronawirusa za 65 mld zl, czy finan-
sowanie leczenia jakiej$ populacji. Moze trzeba poszu-
ka¢ rozwiazan, w ktérych paistwo bedzie finansowalo
lub wspoétfinansowato to leczenie i zwrot naktadéw,
ktére ponosi producent, bedzie wprost proporcjonal-
ny do oszczednosci, jakie poczyni platnik? Bo dajac
100 tys. zl na technologie dla pacjenta, spodziewamy
sie, ze w perspektywie ilu$ lat ten pacjent nie wyge-
neruje dodatkowych kosztéw, prawda? Jesli tak, to
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rozumiem, ze pienigdze na t¢ technologie moga by¢
rozlozone na kilka lat. Moze to jest kierunek rozwoju
dla nowoczesnych technologii? Patrzylbym na nasza
dyskusje nie w kategorii tego, czy méwimy o bardziej
socjalnym czy liberalnym ustroju, ale ponadustrojowo.
Nieleczenie, niefinansowanie niektérych choréb wply-
wa na stan zdrowia populacji. Zobaczcie, jak w Kenii
sobie radza z HIV — panstwo nie tylko w 100 proc.
finansuje leki na HIV, ale oplaca réwniez wyzywie-
nie i $rodki czystosci dla chorych. A przeciez nie sg to
$wiadczenia zdrowotne jako takie, prawda? Kenijczyk,
kt6éry ma HIV, co tydziefi przychodzi po pieniadze na
leczenie i na zycie.

Bo to jest kalkulacja bioraca pod uwage bezpie-
czenstwo spoleczenstwa.

R.J.: Dokfadnie tak. I moze definiujac nowe technolo-
gie, nalezaloby mysle¢ wlasnie o optacalnosci zdrowot-
nosci w perspektywie wielu lat. Moze cze$¢ tych tech-
nologii mozna ,,przerzuci¢” do systemu réwnoleglego,
do systemu ubezpieczenr dodatkowych? Nie wiem, nie
rozstrzygam, ale o tym trzeba rozmawiac. Dyskutuj-
my o zwigkszeniu pieniedzy w systemie, o podniesieniu
wspdlodpowiedzialnosci pacjentéw za leczenie i profi-

laktyke.

A jesli méwimy o zwiekszeniu pieniedzy w syste-
mie, to jaki wzrost maja panowie na my$li?

R.J.: Nie ma takich pieniedzy, ktérych system by nie
wchlonal.

A.F.: Prawda! Dzi$ funkcjonujemy na 9 proc. sktadki
zdrowotnej, przecigtna w Europie to 15 proc. Mogliby-
$my podwoi¢ pieniagdze w systemie i wcale nie bytoby
gwarancji, ze bylibySmy w stanie sfinansowad wszyst-
ko. Nasz system ma op6znienia i zaleglosci. Chociazby
w sprawie pensji personelu. Policzyli$my z Rafalem, ze
jezeli chcieliby$my wyréwnad zaleglo$ci i zrobi¢ po-
rzadne regulacje ptacowe w systemie ochrony zdrowia,
kosztowaloby to 40 mld zI. Pamietajmy, ze ten system
ma dtugi szpitali wynoszace 14 mld zt. Czyli juz mamy
razem 54 mld zI. W zwiazku z tym nawet gdyby$my
zwigkszyli sktadke do $redniej europejskiej, na zwigk-
szenie dostepnosci §wiadczen zostaloby 40 mld zt. Jest
co liczy¢ i 0 czym dyskutowaé. PowinniSmy wymagad
od politykdw, by te dyskusje podjeli, bo inaczej nie be-
dzie nas sta¢ na najnowsze technologie. Powinni$my
albo ustali¢ perspektywe rozwoju systemu, albo ogra-
niczenia dostepnosci $wiadczen dla pacjentow. Trzeciej
drogi nie ma.

Stanowczo!

A.F.: Z pustego i Salomon nie naleje, a procz mito-
$ci rodzicielskiej nic nie ma na tym $wiecie za darmo.
Prosze wybaczy¢ ironig, ale to oczywiste, ze za te tech-
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nologie trzeba bedzie zaptaci¢. To jest kwestia odpo-
wiedzialnoéci i politycznej decyzji. Zastanéwmy sie, jak
placi¢. Czy mozemy wzial leczenie biataczki w leasing?
Moéwie absolutnie serio. Skoro mozna mie¢ leasing na
samochdd, to dlaczego nie mozna na leczenie biatacz-
ki? Biorac trzy razy PKB per capita za QALY na po-
ziomie 150 tys. zi, to jest prog mniej wiecej kosztu
leasingowanego samochodu.

Panistwo oplacaloby terapie w ratach?

A.E.: Tak. Jest przedluzenie zycia — placimy rate leasin-
gu, jezeli pacjent umiera — przestajemy placié, a jesli
zostanie wyleczony — wplacamy ostatnig rate. W ten
sposéb mozna finansowaé najnowocze$niejsze tech-
nologie. Pilnie potrzebujemy dyskusji na ten temat.
Musimy zwigkszy¢ finansowanie systemu i wprowadzi¢
takie mechanizmy, ktére by¢ moze pozwola rozlozy¢
koszty terapii w czasie i powigzac je z efektem tera-
peutycznym.

R.J.: Zwr6ce uwage na jeszcze jedna rzecz. Méwi sig,
ze zwigkszenie finansowania ochrony zdrowia to trudna
decyzja dla politykéw, bo ludzie tego nie popra. Na
pewno? Zobaczmy, jak ogromne pieniadze co roku
Polacy wplacaja na wszelkiego rodzaju internetowe
zbiérki na drogie leczenie. Nie méwimy teraz o sza-
manskich ziotach, ale m.in. o zbiérkach na terapig
dzieci z SMA. To sg dziesiatki, jesli nie setki milionéw
zotych. Czy pacjenci lub ich rodzice zaptaciliby wyz-
sza skfadke, zeby nie trzeba bylo robi¢ tych zbiérek?
Czy setki tysiecy ludzi wplacilyby ubezpieczycielowi
te same pieniagdze, zeby byly do dyspozycji i zeby cho-
rzy nie musieli liczy¢ na zbiérki? Oczywiscie u pod-
staw tego lezy jedna najwazniejsza sprawa — zaufanie
obywateli do ubezpieczyciela, ktére wynika z historii,
racjonalnosci jego dziatania, ale o tym nie méwimy.
Popatrzcie — 50 dzieci razy koszt w wysokosci 9 mln zt
to 450 mln zt zebranych przez ludzi. Naréd zaplacit
0 450 mln zt wiekszg sktadke! A takich zbi6rek na
rézne leki mamy mnéstwo. To oznacza, ze mozliwosci
sa. A dlaczego nie sg wykorzystywane? Dlaczego nikt
nie ma odwagi powiedzie(, ze trzeba wylozy¢ wigcej?
Dlatego, ze nie ma zaufania do publicznego platnika.
I dlatego, ze czgsto ludzie zadaja sobie pytanie o celo-
wos¢. Co ja kupuje? Za co ja place? I celowos¢ okresla
zdefiniowanie tego, co bedzie finansowane z pieniedzy
publicznych, oraz tego, co nie moze by¢ z nich finanso-
wane, gdyz system tego nie udzwignie, ale moze zosta¢
oplacone na przyktad z dodatkowego ubezpieczenia.
Oczywiscie system dodatkowych ubezpieczen powinien
by¢ pod wzgledem prawnym i organizacyjnym nadzo-
rowany przez pafstwo.

A.F.: Przypomnijmy sobie, jak to bylo z programa-
mi lekowymi. Wprowadzono je po to, by w systemie
mozna bylo sfinansowaé nowe, jednostkowo kosztowne
leki. Z zalozenia te leki pdzniej mialy trafia¢ do zwyklej
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1YW przypadku najnowoczesniejszych technologii nielekowych nie mamy
takiego dorobku, materiatu, doswiadczen. One nie sg w taki sposéb
i z taka doktadnoscig badane. | to jest kwestia zasadnicza, poniewaz
bezpieczenstwo to obszar, ktéry byt dobrze kontrolowany — w kwestii
kwalifikowania lekéw, ich dopuszczania, oceniania i finansowania

ze srodkéw publicznych??

refundacji. I teraz znowu mamy nowe technologie me-
dyczne wymagajace wprowadzenia do systemu, objecia
finansowaniem i monitoringiem.

Jakie sa panéw przewidywania — mdwicie, ze coraz
wiecej tych nowosci bedzie si¢ pojawialo w medy-
cynie. W jakim tempie bedzie ich przybywac?

A.F.: Spodziewam sie, ze w logarytmicznym. Jezeli
zostang przelamane pewne bariery — sama koncepcja
terapii genowej przeciez nie jest nowa, to sa lata 70.,
ale teraz mamy narze¢dzia: poznaliSmy genom, na-
uczyliSmy sie uzywaé wiruséw wektorowych do jego
modyfikowania, potrafimy sztucznie sktada¢ kawatki
genomu w pozadane sekwencje, potrafimy to prze-
nosi¢. Biorac pod uwage liczbe mozliwych zastoso-
wafl, mysle, ze nowych technologii bedzie po prostu
WYysyp.

R.J.: Tez tak mySle. Skok, przelomowosé bedzie tak
duza, a obszary, ktérych to bedzie dotyczyto, tak wraz-
liwe, ze pojawi si¢ ogromna presja spoleczna, by nowe
technologie jak najszybciej wdrazaé¢. Konieczne jest
stworzenie odrebnego nurtu finansowania innowacji
oraz wspétudzialu w obserwowaniu ich efektéw. To
bedzie preludium, przedpokéj dla tych technologii,
ktore sie beda pojawialy i nastepnie wejda na stale do
systemu.

Dobrze byloby przygotowac sie¢ na to teraz, a nie
za kilka lat udawac zaskoczonych.

R.J.: Zamiast tego nasz kraj, ktérego nie stal na wszyst-
ko, zamyka oczy na te innowacje.

A.F.: W 2018 r. podczas Forum Ekonomicznego
w Krynicy byl panel poswigcony technologii CAR-T.
Dwa lata temu. A ta technologia do dzi$ nie ma syste-
mowego finansowania. Dlaczego, skoro juz wtedy bylo
wiadomo, ze nalezy ten sposéb wymysli¢? Méwilem
o tym. Dwa lata stracone. Dzi§ wiemy, ze obszarem,
w ktérym pojawi sie najwiecej nowych technologii,
beda prawdopodobnie choroby rzadkie i onkologia.
Wrynalazczos¢ sita rzeczy jest ukierunkowana na nie-
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zaspokojone potrzeby zdrowotne, a tam potrzeby sa
najwicksze. Najwicksze nadzieje i najwickszy zysk.

I najwiecej do stracenia wizerunkowo, jesli jest sie
ministrem zdrowia i nie gwarantuje chorym leczenia.

R.J.: Jestem przekonany, ze kazda ekipa w Minister-
stwie Zdrowia ma z tym klopot. I robi, co moze. Tyle
ze gdyby przyjeto nasze postulaty co do zdefiniowania
innowacji, mozna by zrobi¢ wiecej. W ostatnich latach,
pracujac jako doradca, zauwazylem, ze ministrowie
uzywaja roznych narzedzi, jednak przy dzisiejszych
kryteriach finansowania stajg zawsze przed koniecz-
noscia wyboru. I jesli nie ma oddzielnych kryteriéw
zdefiniowanych dla innowacji, trudniej ministrowi be-
dzie je finansowac. Na §wiecie funkcjonuja zbi6rki na
drogie leki i kredyty na leczenie. Nigdzie pacjent nie
dostaje wszystkiego, a postep i ceny najnowoczesniej-
szych technologii powinny sktania¢ nas, by to definio-
wad. Tylko tak bedziemy mogli sobie z tym poradzié.
Inaczej za chwile one po prostu dla polskich pacjentéw
stang sie niedostepne.

A moze Fundusz Medyczny jest odpowiedzia na to
wyzwanie? On zostal przeciez skrojony pod onko-
logie i choroby rzadkie.

R.J.: Dobrze, ale jesli Fundusz Medyczny mialby
finansowa¢ najnowsze technologie, musimy wiedzied,
co ma finansowac. Dzi§ widac kierunki innowacji i jest
potrzeba powolania panelu eksperckiego, autorytetéw
z réznych dziedzin medycyny, w ktérych te innowa-
¢je postepuja. To daloby mozliwo$¢ opracowania siatki
obszaréw, okreslenia, jak nalezy nazwaé nowosci i co
finansowad, a co nie. I wOwczas stworzenia rowniez
alternatywy wspoélfinansowania.
A F.: Postulujemy, by kto$ zaczal mysle¢ o rozwoju
systemu. Pojawiaja sie nowe wyzwania i trzeba sie za-
stanowi¢, jak mozemy spoleczefistwu udostepni¢ nowe
opcje terapeutyczne. Mozna nic nie robié, ale wtedy
ryzykujemy, ze dostep spofeczefistwa do nowoczesnych
$wiadczeni bedzie iluzja.

Rozmawiat Krystian Lurka
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