nowoczesne terapie

Nowoczesne terapie genowe i komorkowe
sg przysztoScia medycyny
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Polski i wloski system ochrony zdrowia r6znig sie
strukturg (polski jest scentralizowany, wloski rozproszony
i regionalny), jednak stoja przed podobnymi wyzwaniami
i mozemy wskaza¢ wiele podobiefistw, jesli chodzi o po-
dejmowanie decyzji refundacyjnych. Wyzwaniem jest
coraz wieksza liczba kosztownych, nowoczesnych terapii
— zaréwno klasycznych, chemicznych i biologicznych, jak
i komérkowych oraz genowych, nazywanych terapiami
zaawansowanymi.

We Wtoszech nie istnieje odrebna $ciezka refundacyj-
na dla terapii zaawansowanych. Ta sama agencja ocenia
innowacyjno$¢ technologii klasycznych i zaawansowa-
nych, a takze prowadzi ustalenia z producentami co do
ceny i podejmuje ostateczne decyzje refundacyjne. Przy
ocenie innowacyjnosci pod uwage brane sg trzy kryteria:
niezaspokojona potrzeba zdrowotna, dodana warto$c¢ te-
rapeutyczna oraz sita dostepnych dowoddéw.

W Polsce oprécz dotychczasowego systemu refunda-
cyjnego mamy dziatajacy od tego roku Fundusz Me-
dyczny, ktérego celem jest m.in. finansowanie tech-
nologii lekowych o wysokim stopniu innowacyjnosci.
26 lutego uplywa termin zaprezentowania przez Agencje
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT)
pierwszego wykazu takich technologii, ktére beda mogly
zosta¢ sfinansowane w ramach Funduszu Medycznego.
Nastepnie minister zdrowia wystapi o zlozenie wnioskéw
refundacyjnych do producentéw lekéw, ktére znajda sie
w wykazie. Inaczej niz we Wioszech, mamy wiec rozdziat
kompetencji: AOTMiT dokonuje oceny innowacyjnosci
terapii, a minister zdrowia odpowiada za negocjacje ce-
nowe z firmami farmaceutycznymi i jest ostatecznym
decydentem w sprawie refundacji.

Opracowujac wykaz technologii lekowych o wysokim
stopniu innowacyjnosci, eksperci AOTMiT biorg pod
uwage pie¢ przestanek: site interwencji terapeutycznej,
jakos¢ dostepnych danych naukowych, niezaspokojong
potrzebe zdrowotna, wielkos¢ populacji docelowej oraz
priorytety zdrowotne pafstwa. Przestanki te w duzej
mierze pokrywaja sie z kryteriami wloskimi. W Polsce
nie ma wprost kryterium dodanej wartosci terapeutycz-
nej, ktéra odnosi sie do tzw. komparatora, czyli terapii,
ktéra juz jest stosowana w danym wskazaniu czy danej
chorobie, lub do braku takiej terapii. Kryterium to jest
jednak niejako zawarte w pozostatych wymogach.
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Co wazne, finansowanie terapii w ramach Funduszu
Medycznego zaktada konieczno$§¢ monitorowania jej
skuteczno$ci w warunkach realnej prakeyki kliniczne;j.
Dodatkowym zadaniem AOTMIT bedzie wiec publi-
kowanie raportéw dotyczacych efektywnosci technolo-
gii lekowych finansowanych ze srodkéw publicznych na
podstawie istniejacych rejestroéw. Jest to o tyle istotne,
ze funkcjonowanie Funduszu Medycznego zaktada sto-
sowanie na szeroka skale instrumentéw dzielenia ryzyka
zar6wno typu finansowego, jak i opartych na efektach
zdrowotnych. Stosowanie instrumentéw dzielenia ryzyka
upodabnia nasz system do systemu wloskiego.

Reasumujac — polski system ochrony zdrowia coraz
bardziej przypomina dojrzale systemy europejskie. Po-
jawila sie nowa Sciezka oceny terapii zaawansowanych
i miejmy nadzieje, ze réwniez rosnace zrédlo ich finan-
sowania. Ciesze sie, ze Polska wychodzi naprzeciw po-
trzebom pacjentdw, i licze na to, ze ta nowa Sciezka be-
dzie dziatala sprawnie i bedzie dawata mozliwosé¢ takze
przedrejestracyjnego dostepu do nowoczesnych terapii,
podobnie jak we Wtoszech.

Fundusz Medyczny to szansa na finansowanie tera-
pii genowych, np. terapii genowej rdzeniowego zaniku
miesni (spinal muscular atrophy — SMA). Wedlug Wio-
chéw spetnia ona kryteria technologii o wysokim stop-
niu innowacyjnosci, jesli chodzi o site interwencji me-
dycznej czy potrzebe zdrowotng. Populacja chorych,
ktéra moze by¢ nig objeta, jest niewielka — wszyscy
chorzy na SMA w Polsce to 800—1000 osé6b, ale gru-
pa docelowa dla terapii genowej jest mniejsza, bo jest
to leczenie limitowane ze wzgledu na mase ciala, a wiec
wylacznie dla najmtodszych pacjentéw z nowo rozpo-
znanym SMA. Warto doda¢, ze niedawno w Polsce za-
twierdzono program badaf przesiewowych noworodkéw
w kierunku SMA, ktéry pozwala bardzo wezesnie iden-
tyfikowac dzieci obarczone ta choroba. Odpowiednia
opcja terapeutyczna dla nich moze by¢ terapia genowa.
Ponadto SMA jest chorobg rzadka, a choroby rzadkie
znajduja sie wsréd priorytetéw zdrowotnych padstwa.
Trzeba pamietac, ze SMA to nie jedyna choroba, ktéra
bedzie mozna leczy¢ za pomoca terapii zaawansowanej.
Terapii genowych i komérkowych, czyli takich, ktore
pozwalajg naprawiaé nasze genomy, na pewno bedzie
przybywaé. Wydaje sie, ze sa one przysztoscia medycyny.
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