Fundusz Medyczny
a terapie przelomowe

W debacie uczestniczyli:

— prof. dr hab. n. med. Piotr Czauderna, kierow-
nik Kliniki Chirurgii i Urologii Dzieci i Mtodziezy
Gdanskiego Uniwersytetu Medycznego, koordy-
nator Sekgji Ochrony Zdrowia Narodowej Rady
Rozwoju

— prof. dr hab. n. med. Katarzyna Kotulska-J6z-
wiak, Klinika Neurologii i Epileptologii w In-
stytucie ,Pomnik — Centrum Zdrowia Dziecka”
w Warszawie, przewodniczaca Zespotu Koordy-
nacyjnego do spraw Leczenia Chorych na Rdze-
niowy Zanik Miesni

— Stanistaw Mackowiak, Federacja Pacjentéw
Polskich, Krajowe Forum na rzecz Terapii Choréb
Rzadkich

— prof. dr hab. n. med. Maria Mazurkiewicz-Bet-
dzinska, kierownik Kliniki Neurologii Rozwo-
jowej Uniwersyteckiego Centrum Klinicznego
Gdanskiego Uniwersytetu Medycznego, prze-
wodniczaca Polskiego Towarzystwa Neurologii
Dzieciecej

— Maciej Mitkowski, podsekretarz stanu w Mini-
sterstwie Zdrowia

— Kacper Ruciriski, wspétzatozyciel i cztonek Rady
Strategicznej Fundacji SMA

—dr n. med. Roman Topér-Madry, prezes Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

— Magdalena Wtadysiuk, HTA Consulting

Moderator: redaktor Bartosz Kwiatek

Zasadniczym celem Funduszu Medycznego jest
wsparcie dziatan zmierzajacych do poprawy zdro-
wia i jakosci Zycia pacjentéw w Polsce przez za-
pewnienie dodatkowych Zrddel finansowania,
m.in. leczenia choréb cywilizacyjnych, w tym
choréb nowotworowych i choréb rzadkich. Agen-
cja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
(AOTMIT) jest zobowiazana do sporzadzania raz
w roku listy lekow, ktore miatyby by¢ sfinanso-
wane z Funduszu, z kolei dysponentem Funduszu
jest minister zdrowia, ktory prowadzi negocjacje
finansowe z producentami lekéw i podejmuje
ostateczne decyzje.

Niezaspokojone potrzeby medyczne

W ustawie jest mowa o niezaspokojonych po-
trzebach medycznych, czyli o umozliwieniu pa-
cjentom dostepu do terapii i leczenia za granica
w sytuacji, gdy nie ma takiej mozliwo$ci w Polsce,
a takze bezlimitowym leczeniu dzieci i mlodzie-
zy do 18. roku zycia, co czesto dotyczy chordb
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W listopadzie 2020 r. weszly w zycie przepisy ustawy o Funduszu Medycznym,

z ktorego maja by¢ finansowane m.in. dostep do innowacyjnych technologii lekowych,
modernizacja infrastruktury medycznej i profilaktyka. Podczas konferencji Priorytety
w Ochronie Zdrowia 2021 panelisci zastanawiali si¢, czy w zwigzku z tym pojawi si¢
szansa na wczesny dostep do terapii dla pacjentow z chorobami onkologicznymi

i chorobami rzadkimi.

rzadkich. Autorzy projektu licza na to, ze dzigki
ustawie zostang wprowadzone rozwigzania, ktdre
zachecg firmy farmaceutyczne do rozpoczecia
procesu negocjacyjnego czy sktadania wnioskow
refundacyjnych.

— Fundusz Medyczny ma szansg sta si¢ wazng
czescig polskiego systemu ochrony zdrowia. Wiemy,
ze refundacja wielu lekow jest u nas opézniona,
a koszty nowych lekéw sq gigantyczne. Z drugiej
strony rosng oczekiwania pacjentow. Wzorujgc sie
na takich krajach, jak Wtochy, Francja, Wielka Bry-
tania czy Holandia, uznalismy, ze nalezy stworzy¢
dwie Sciezki dostepu polskich pacjentow do lekow.
Jedng z nich jest dostep indywidualny, ktory w pew-
nym sensie juz istnial, czyli tzw. ratunkowy dostep
do technologii lekowych. Zostat on przeniesiony na
nizszy poziom - szpitali wojewddzkich. Potrzebne
sq tez mechanizmy, ktore bedg stymulowaty pro-
ducentow do sktadania wnioskéw refundacyjnych.

dr Roman Topor-
-Madry: Proces
wbudowany

w Fundusz Medyczny
umozliwia szybkie
podejmowanie decyzji
przy wprowadzaniu
wartosciowych dla
pacjentow terapii

Drugg Sciezkg jest grupowy dostep do terapii — do
tej pory w Polsce nie bylo takiej mozliwosci. To jest
rodzaj poczekalni, ktora umozliwia producentowi
lekéw wejscie do systemu. Dzigki temu mozemy sie
przekonad, czy rzeczywiscie lek jest tak skuteczny
i tak bezpieczny, jak deklaruje producent, co bedzie
sie wigzato z rejestrem. Ten okres trwa do 2 lat.
W tym czasie musi byc ztozony wniosek refundacyj-
ny. AOTMiT ma identyfikowa( niezaspokojone po-
trzeby medyczne i leki, ktore mogq je zaspokoic. To
sig bedzie odbywato w formie corocznego wykazu.
Docelowo Fundusz bedzie dysponowat ok. 4 mld zt
rocznie. To nowe Srodki, ktére bedg wliczane do
ustawy o 6 proc. PKB, czyli do fgcznej puli pienie-
dzy przeznaczanych na ochrong zdrowia w Polsce.
Jak ten mechanizm zadziata — dowiemy si¢ za rok
czy dwa. Mam nadzieje, ze sig sprawdzi i na stale
pozostanie w polskim systemie ochrony zdrowia —
wyjasnia prof. Piotr Czauderna.
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» — Pojawia sig¢ pytanie, co jest tg niezaspokojong
potrzebg medyczng. Czy stan, gdy nie ma terapii,
czy tez standardowa choroba przewlekta, ktorg
leczymy przez kilkadziesigt lat. Aby wlasciwie
oszacowac potrzeby zdrowotne, ale tez zasoby,
ktére sq potrzebne do ich zaspokojenia, potrzebne
sq rejestry medyczne zaréwno chor6b rzadkich, jak
i powszechniejszych — onkologicznych. Wazne jest,
ze proces wbudowany w Fundusz Medyczny umoz-
liwia szybkie podejmowanie decyzji przy wpro-
wadzaniu wartosciowych dla pacjentéw terapii.
Pojawiajg si¢ komentarze, Ze ten okres powinien
byc dtuzszy, moze 5 lat. Oczywiscie istnieje wstepna
mozliwos¢ jego przedtuzenia przez ministra nawet
po 2 latach. AOTMiT ma prowadzi¢ monitoring
stosowania i efektow lekow. To pozwoli na podjecie
przez ministra decyzji co do kontynuacji leczenia —
komentuje dr Roman Top6r-Madry.

- Dzigki Funduszowi mamy zdecydowanie wigk-
sze mozliwosci finansowe. Nie dotyczy to jed-
nak lekow populacyjnych, np. lekow na cukrzyce
czy niewydolnos¢ serca, ktore nadal oczekujg na
wejscie do terapii. Ten budzet ma byc przezna-
czony na dwie grupy technologii lekowych, ktére
bedg procedowane réwnolegle do normalnego
systemu i bedg mialy szybszq Sciezke w Komisji
Ekonomicznej. Jest zresztq okreslony czas 30 dni
do terminu negocjacji, w ktérym negocjujgce stro-
ny bedg musiaty uzgodni¢ zaréwno instrument
dzielenia ryzyka, zwigzany z efektem klinicznym
leczenia, jak i zapisy rejestru medycznego. Pozo-
staje jeszcze najistotniejsza kwestia, czyli Srodki
finansowe, ktore sq dookreslone i nie mogg by(¢
zbyt wysokie. Nie mozemy w biezgcym roku wyda¢
wiecej niz 50 proc. pienigdzy na leki. Dlatego jesli
ktokolwiek mysli, ze wydamy 500 min zt na jakis
lek, to musi o tym zapomniec — przestrzega Maciej
Mitkowski.

- Przez wiele lat byly tylko deklaracje, ze zwigk-
szq sig fundusze na ochrong zdrowia, i zazwyczaj
na nich si¢ koriczylo. Od wejscia ustawy ministra
Konstantego Radziwitta o 6 proc. PKB na zdrowie
mamy takqg sytuacje prawng, ze wymagany jest
wzrost naktadow i on rzeczywiscie nastgpuje. Diu-
go zabiegalismy o to, zeby znalazly sie dodatkowe
pienigdze na finansowanie lekow stosowanych
w chorobach rzadkich. Powstanie Funduszu Me-
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Wedtug raportu ORPHANET na poczatku

2020 r. na 341 lekow zarejestrowanych

w Unii Europejskiej do stosowania w terapii
choréb rzadkich w Polsce refundowano

123 (ok. 36 proc.), przy czym $rednia europejska
wynosi 251 lekéw (ok. 74 proc.)

dycznego tworzy systemowy mechanizm finanso-
wania leczenia chorych na choroby rzadkie. W tym
momencie przeszlismy od deklaracji do czynow
- méwi Stanistaw Mackowiak.

O szczegblnym podejsciu do finansowania lekéw
sierocych byla juz mowa w Polityce Lekowej Pan-
stwa przyjetej w 2018 r. uchwalg Rady Ministrow.
Rozwinigcie tego podejscia znalazlo si¢ w Naro-
dowym Planie dla Choréb Rzadkich (NPChR),
ktory jest na ukonczeniu i wedtug deklaracji mi-
nistra Gadomskiego lada chwila bedzie przyjety
i wdrazany. Tam tez s3 zalozenia wykorzystania
$rodkéw z Funduszu Medycznego do realizacji
okreslonych zadan zawartych w NPChR. Formula
mozliwoéci finansowania niezaspokojonej po-
trzeby medycznej zawarta w ustawie o Funduszu
Medycznym daje szanse na oplacanie lekow sie-
rocych (réwniez przelomowych terapii genetycz-
nych) nierefundowanych w Polsce, ktére dotych-
czas bylo niemozliwe.

Nalezy pamietac, ze refundacja lekow dla chorych
na choroby rzadkie w Polsce w poréwnaniu z in-
nymi krajami Unii Europejskiej jest opdzniona
o kilka lat, a ich dostepno$¢ niewielka.

Wedlug raportu ORPHANET na poczatku 2020 r.
w Unii Europejskiej byto zarejestrowanych 105 le-
kow ze statusem leku sierocego, z czego w Polsce
refundowano 21 lekéw (ok. 20 proc.), natomiast
236 bez takiego statusu — w Polsce refundowano
102 (43 proc.). Lacznie na 341 lekéw do stoso-
wania w terapii chordb rzadkich w Polsce refun-
dowano 123 (ok. 36 proc.), przy czym $rednia
europejska wynosi 251 lekéw (ok. 74 proc.).

- Pomimo znacznego wzrostu liczby refundowa-
nych lekow na choroby rzadkie w ostatnich latach,
dostep do nich jest ograniczony. Mamy nadzieje, ze
ten trend w refundacji bedzie zachowany, a Fun-
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dusz Medyczny jeszcze przyspieszy dostepnosc te-
rapii. Bedzie to wyrdwnanie szans dla pacjentow
z chorobami rzadkimi w poréwnaniu z pacjentami
z chorobami populacyjnymi — uwaza Stanistaw
Mackowiak.

Dla kogo terapia genowa?

0d 2 lat w Polsce dziala z sukcesem program
lekowy dla chorych na rdzeniowy zanik migéni
(spinal muscular atrophy — SMA). Refundowany
lek - nusinersen — znacznie poprawit sprawnos¢
chorych na SMA, a w przypadku podania go
u dzieci, u ktérych nie pojawily si¢ jeszcze obja-
wy choroby, sprawil, ze rozwingly one zupetnie
zdrowy fenotyp. Tymczasem kolejng nadzieja dla
chorych jest terapia genowa, czyli onasemnogen
abeparwowek (Zolgensma). Czy on réwniez od-
niesie sukces?

- Mamy bardzo dobrze funkcjonujgcy program
lekowy, ktory refunduje nusinersen — pierwszy lek
zarejestrowany w leczeniu SMA. Bardzo szybko
udato nam sig objgc terapig niemal calg polskg
populacje, nie tylko pacjentow swiezo zdiagnozo-
wanych, lecz takze tych, ktérzy od lat chorowali
i czekali na mozliwos¢ leczenia. Dzigki Systemo-
wi Monitorowania Programéw Terapeutycznych
(SMPT) mozemy monitorowac tempo wilgczania
pacjentow, podawanie im leku, skutecznos¢ i bez-
pieczeristwo leczenia. Jestesmy po wstepnych obli-
czeniach statystycznych dotyczgcych skutecznosci
terapii u pacjentéw wigczonych ponad péttora
roku temu. Niedtugo przeslemy do Ministerstwa
Zdrowia raport, z ktérego wynika, ze mamy dobry
dostep do leku i rowniez bardzo wysokg skutecz-
nos¢ leczenia — zapowiada prof. Katarzyna Kotul-
ska-Jézwiak.

- W tej chwili mamy w Polsce dwa dopuszczo-
ne do obrotu leki do leczenia SMA: nusinersen
i onasemnogen abeparwowek (Zolgensma). De-
cyzja o wyborze terapii wymaga wiedzy o profilu
bezpieczeristwa i skutecznosci obu lekow, i to naj-
lepiej w odniesieniu do réznych grup pacjentéw.
Kluczowe jest wigc gromadzenie danych nie tylko
z badat klinicznych, lecz takze porejestracyjnych,
z praktyki klinicznej. W przypadku terapii genowej
jest to utrudnione, poniewaz lek podaje si¢ raz
w zyciu. Nie wiadomo, czy pacjenci bedg korzystali
z opieki zdrowotnej tam, gdzie dostali lek. My z ko-
lei chcemy mie¢ diugofalowe dane na temat bez-
pieczefistwa i skutecznosci. To jest temat, o ktorym
trzeba rozmawiac i zastanowic sig, w jaki sposéb
zorganizowac obowigzkowe badania kontrolne -
mowi prof. Katarzyna Kotulska-Jozwiak.

— Terapia genowa w leczeniu SMA jest skierowana
do najmtodszych pacjentow w najlzejszym stanie,
u ktdrych nie pojawily sie jeszcze objawy choroby.
Pacjentowi podaje si¢ dozylnie jeden zastrzyk,
ktéry zgodnie z deklaracjg producentow ma wy-
starczy¢ na cale zycie. Chcemy wierzyc, ze terapia
genowa zastosowana w pierwszym lub drugim mie-
sigeu Zycia spowoduje, Ze pacjent rozwinie zdrowy
fenotyp i nie bedzie dla systemu opieki zdrowotnej
stanowit Zadnego problemu. Czy tak bedzie i lek
okaze sig skuteczny - czas pokaze. Czy terapia
ta bedzie skuteczna za 10 lat? Tego jeszcze nie
wiemy, poniewaz mamy dane dotyczgce 3, 4, 5 lat
leczenia. Natomiast bez stworzenia szansy oceny
tej skutecznosci nie bedzie postepu — komentuje
prof. Maria Mazurkiewicz-Beldzinska.

PAP/Rafat Guz

prof. Piotr Czauderna:
Docelowo Fundusz
Medyczny bedzie
dysponowal

ok. 4 mld zt rocznie.

To nowe srodki, ktore
bedg wliczane do ustawy
0 6 proc. PKB, czyli do
lacznej puli pieniedzy
przeznaczanych

na ochrong zdrowia

w Polsce

Y,

Magdalena
Wiadysiuk: Uwazam,
ze ustawa o Funduszu
Medycznym dopuszcza
mechanizmy, ktére
pozwolg stosowac
ferapie genowe

w Polsce. Pozostaje
tylko kwestia skutkow
krotkoterminowych

i diugoterminowych
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Stanistaw Mackowiak:
Mamy nadzieje, ze trend
w refundacji bedzie
zachowany, a Fundusz
Medyczny jeszcze
przyspieszy dostgpnos¢
terapii. Bedzie to
wyrownanie szans dla
pacjentow z chorobami
rzadkimi w poréwnaniu
2 pacjentami z chorobami

populacyjnymi
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- Przyglgdajgc si¢ danym z badati klinicznych
dotyczgcych terapii genowej, widzimy, ze dziata
rewelacyjnie u dzieci na bardzo wczesnym etapie
choroby. W ciggu pierwszych 2 tygodni — miesigca
doswiadczajg one poprawy nieosigganej innymi
lekami: 20-30 punktéw w skali CHOP-INTEND.
Swiat medycyny spodziewa sig, ze efekt tej jed-
norazowej terapii utrzyma si¢ przez wiele dekad,
prawdopodobnie przez cate zycie. Obecnie jed-
nak tego nie wiemy. Dostepne dane dotyczg tylko
ok. 5 lat stosowania i dlatego nalezy wypracowac
mgdry mechanizm podziatu ryzyka, aby plat-
nik publiczny placit za osiggnigte efekty lecznicze,
a tam gdzie dowody sq stabsze, czes¢ ryzyka po-
nosit producent. Wiem, ze minister i jego zespdt
majg duze mozliwosci i sg w stanie wynegocjowac
z producentami wigkszq elastycznosc¢ cenowg, to-
tez licze na szybkie rozpoczecie rozmow na temat
zrefundowania tej bardzo potrzebnej opcji terapeu-
tycznej — méwi Kacper Rucinski.

Badania przesiewowe
w kierunku SMA

- Przeanalizowalismy grupe pacjentéw urodzo-
nych w 2019 r. Czestos¢ wystepowania SMA wy-
nosi wg nowych danych niemieckich 1 na 7500
urodzeni. W Polsce powinno by zatem ok. 50 dzie-
ci z rozpoznaniem SMA urodzonych w tym roku.
W programie juz teraz jest 44 pacjentow objetych
leczeniem urodzonych w 2019 r. Oznacza to, ze
jedynie kilkoro dzieci jest jeszcze w okresie przed-
objawowym. Sposrod tych 44 pacjentow, ktérzy
juz sq leczeni, polowa wymaga wparcia respirato-
ra. Zaledwie 2 osoby z tej grupy zostaly wigczone
do leczenia przed wystgpieniem objawdw, czyli na
podstawie badania genetycznego. Bylo to mozliwe
dlatego, ze ich rodzeristwo chorowato na SMA.
Tych dwoje dzieci rozwija sie zupetnie prawidfo-
wo i nie wymaga ani wsparcia oddechowego, ani
innych kosztownych Swiadczen dodatkowych.
To pokazuje, ze wlgczenie SMA do badati prze-
siewowych pozwoli uzyskac duzo lepsze efekty
leczenia, ktore i tak u tych pacjentéw zastosujemy
w ramach programu lekowego — ttumaczy prof.
Katarzyna Kotulska-Jézwiak [18 lutego minister
zdrowia podpisal decyzje w sprawie przesiewu
wszystkich nowo narodzonych dzieci w kierun-
ku SMA na podstawie wydanej przez AOTMiT
pozytywnej oceny przesiewu w kierunku SMA
- przypis red.].
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prof. Maria
Mazurkiewicz-
-Beldzinska: Chcemy
wierzyc, ze terapia
genowa zastosowana
w pierwszym lub
drugim miesigcu Zycia
spowoduje, Ze pacjent
rozwinie zdrowy
fenotyp i nie bedzie
dla systemu opieki
zdrowotnej stanowil
zadnego problemu
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Maciej Mitkowski:
Wiedzqc, jakie leki
moga wejsc do katalogu
oraz by finansowane

i negocjowane z Komisjg
Ekonomiczng,

nie ma mozliwosci,

zeby Zolgensma

nie znalazla si

na tej liscie

- Mamy do czynienia z niebywale innowacyjng
terapig genowg, ale warto wspomniec, Ze jest jesz-
cze inna terapia w postaci leku doustnego. Wkrétce
bedzie ona pukad do naszych drzwi i nad nig tez
bedziemy musieli si¢ pochyli¢ — zapowiada prof.
Maria Mazurkiewicz-Betdzinska.

Czy Fundusz sfinansuje najdrozszy lek
Swiata?

Pacjenci i lekarze z nadzieja patrza na Fundusz
Medyczny i zastanawiaja sig, czy pokryje on koszty
terapii genowej, czyli najdrozszego leku na $wie-
cie — Zolgensmy, ktérego cena za jedng kuracje
wynosi ponad 2 mln dolaréw. Jak uwaza prof.
Piotr Czauderna, takich kosztéw nie jest w stanie
udzwigna¢ zaden system ochrony zdrowia, nawet
w krajach bogatszych niz Polska. - Czy Zolgensma
zostanie sfinansowana z Funduszu Medycznego?
To zalezy od tego, co znajdzie si¢ w wykazie przy-
gotowanym przez AOTMiT i jakie decyzje ostatecz-
nie podejmie Ministerstwo Zdrowia. Niemniej ten
mechanizm grupowy jest przewidziany dla choréb
rzadkich i onkologii, wiec jest to mozliwe. Pamietaj-
my jednak, ze na SMA choruje sig przez cate zycie,
a Zolgensma jest w uzytku klinicznym od kilku lat,
w Unii Europejskiej jest finansowana od kilku mie-
sigcy i tylko w niektdrych krajach. Nadal jest wiele
niewiadomych. Nie wiemy, jak wyglgda wzajemna
relacja z nusinersenem, ktdrzy pacjenci bardziej
skorzystajg z jednego leku, a ktorzy z drugiego, czy
mozna stosowac je zamiennie i czy jedna dawka
Zolgensmy, jak deklarujg producenci, wystarczy na
cafe zycie — wylicza prof. Piotr Czauderna.

- Uwazam, ze ustawa o Funduszu Medycznym
dopuszcza mechanizmy, ktore pozwolg stosowal
terapie genowe w Polsce. Pozostaje tylko kwestia
skutkéw krotkoterminowych i dtugoterminowych.
Pojawia si¢ pytanie, czy to, co widzimy w SMPT,
ma ksztalt rejestru i czy wystarczy do oceny efek-
tow krotkoterminowych i ditugoterminowych. Czy
rok bedzie wystarczajgcym okresem, zeby spraw-
dzié, czy terapia dziata? Nie wiadomo tez, jakie
bedg wymagania AOTMiT wzgledem zakresu
zapisow wykazu. Mimo ze ustawa o Funduszu
zaktada szybkie wchodzenie nowych terapii, juz
w tej chwili czeka kilka lekéw zarejestrowanych
w 2020 r. Wykaz ma by¢ w lutym i licze na szybkie
wypuszczenie listy i przygotowanie do negocjacji.
Uwazam, Ze terapia genowa z punktu widzenia
unmedical need, nadal stoi przed oczekiwaniami
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& prof. Katarzyna

Kotulska-Jozwiak:

g, Wigczenie SMA

j ? do badan przesiewowych
« pozwoli uzyskac duzo

lepsze efekty leczenia, ktére i tak u tych pacjentow

zastosujemy w ramach programu lekowego

dotyczgcymi rokowania i jakosci zycia pacjentow
z SMA. Jej skutkiem krétkoterminowym jest szansa
na poprawe jakosci zycia chorych i zmniejszenie
olbrzymich obcigzeti rodzinnych, takich jak cze-
sciowa lub catkowita rezygnacja z pracy, obowigzki
zwigzane z transportem chorego czy jego wizytami
w szpitalu. Z kolei dtugoterminowo jest sposobem
na zniesienie obcigzeri systemowych i obnizenie
kosztow funkcjonowania systemu — wyjasnia Mag-
dalena Wiadysiuk.

Zdaniem ministra Macieja Milkowskiego terapia
genowa w leczeniu SMA moze by¢ finansowana
z Funduszu Medycznego, jednak rozwazajac te
decyzje¢, nalezy wzig¢ pod uwage, ze stosowany
obecnie lek - nusinersen - jest skuteczny i ma do-
bre wyniki: - Na podstawie danych z 2019 r. wie-
my, ze mezczyzni bedq zyli 74 lata, a kobiety prawie
82 lata. Na pewno przyjmujgc 80-letnig perspekty-
we analiz, nie ma mozliwosci, zeby terapia genowa
byla tatisza niz terapia nusinersenem. W zwigzku
z tym przy aktualnej stopie dyskontowej, ktérg sto-
suje AOTMIT, czyli 5 proc., ta terapia jest totalnie
nieefektywna i nie ma zadnej mozliwosci, zeby
kiedykolwiek byta w Polsce dopuszczona. Przy
szacunkowej cenie, ktora jest znana, i liczbie pa-
cjentow, ktérych mamy rocznie do 60, gdybysmy jg
przyjeli po cenie proponowanej przez producenta,
znaczyloby to, ze przez 4 lata nie bedziemy mieé
mozliwosci wprowadzenia jakiejkolwiek innej
technologii lekowej. Mysle, ze to nie jest dobra
wiadomos¢ dla innych obywateli, ze jedng terapig
lekowg na tak dlugi czas zamrazamy jakiekolwiek
inne terapie i negocjacje z firmami farmaceutycz-
nymi. Wiedzgc, jakie leki mogg wejs¢ do katalogu
oraz by¢ finansowane i negocjowane z Komisjg
Ekonomiczng, nie ma mozliwosci, Zeby Zolgensma
nie znalazla si¢ na tej liscie. Watpie jednak, zeby
firma wyrazita zgode na to, zebysmy w 80. roku
zycia pacjenta zaptacili jej za lek 5-6 min z1.
Poczgtkowo myslelismy o okresie 10 lat, ale widac,
ze nawet 80 lat zupelnie nie miesci si¢ w zakresie
naszych mozliwosci. Bedziemy na ten temat roz-
mawiali, ale na pewno nie bedzie tatwo.

- Udato sig przedtuzy¢ refundacje programu lecze-
nia SMA lekiem nusinersen, jakkolwiek negocjacje
przed Komisjg Ekonomiczng i potem przed Mini-
sterstwem Zdrowia byly bardzo trudne. Dziekuje
paniom profesor za przekazywanie merytorycz-
nych informacji o tym, jak pacjenci sg diagnozo-
wani i ilu jeszcze czeka na wlgczenie do terapii.
Widzimy, ze w ciggu najblizszych 2 lat liczba pa-
cjentow wlgczonych do programu lekowego sie
zwigkszy, a w ciggu 4 lat prawie cata populacja
powinna byé zabezpieczona. Wiem, ze kolejny lek -
w tabletce, ma dosyc skuteczne badania kliniczne.
Mam nadzieje, ze po 2-letnim okresie refundacji
bedzie mozna zastosowad kolejng terapie — podsu-
mowuje Maciej Mitkowski. .
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