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Parlamentzrny Zespol
. Chorpl Romikick

Pan
Bartosz Artukowicz
Minister Zdrowia

Stanowisko

Parlamentarny Zespol ds. Choréb Rzadkich na posiedzeniu w dniu 22 kwietnia 2014 roku
zapoznat si¢ ze stanowiskiem ekspertéw oraz przedstawicieli srodowisk pacjentéw dotyczgeym
leczenia choroby Niemana-Picka.

Zespol w dniu 22 kwietnia br. majge na uwadze zaréwno aspekty merytoryczne jak réwniez
istotne potrzeby spoteczne i zdrowotne postanowit przedstawi¢ swoje stanowisko w sprawie
objecia leczeniem pacjentow z choroba Niemana-Picka typu C.

Mamy nadziejg, ze bgdzie ono pomocne dla Ministra Zdrowia przy wydaniu ostatecznej decyzji
administracyjnej w zakresie refundacji leczenia dla pacjentéw dotknigtych tg choroba.

Zwazywszy, 7¢:

1. Ministerstwo Zdrowia w 2012 roku nie wdrozylo programu lekowego dla dzieci z chorobg
Niemanna Picka Typu C, przygotowanego w oparciu o pozytywna opinie Prezesa AOTM
z marca 2011 roku.
Rzecznik Prasowy Ministra publicznic zapowiedzial uruchomienie programu leczenia dla
tych pacjentéw najpdzniej jesienia 2011 roku. Jednak tak si¢ nic stato. Minister Zdrowia, po
weisciu w zycie ustawy refundacyjnej, ponownie skierowat sprawe do AOTM w 2013 roku.
Prezes AOTM w (ej samej sprawie wydal negatywna rekomendacje z powodu kosztéw
leczenia przekraczajacych wysoko$¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku Zycia
okreslonego w art. 12 pkt. 13 ustawy refundacyjnej. W rezultacie Minister Zdrowia wydat
negatywna decyzje refundacying.

2. Przeprowadzona przez Ministra Zdrowia ocena wniosku refundacyjnego, w uzasadnieniu
odmowy o refundacji leku miglustat, zupelnie pomija pozytywne rekomendacje wybitnych
polskich specjalistéw z zakresu neurologii, takich jak: prof. Barbara Steinborn, prof. Marck
Kacinski czy prof. Janusz Wendor.

3. Literatura Swiatowa w zakresie efektywnosci klinicznej czytelnie opowiada si¢ za celowoscig
zastosowania w/w leku w leczeniu choroby NPC, zwlaszcza w przypadku pacjentow
z nieznacznym stopniem zaawansowania choroby. Zaznaczyé nalezy, ze brak jest
alternatywnego dla leku miglustat leczenia specjalistycznego, a standardowe leczenie
farmakologiczne polega tylko na opiece paliatywnej.

4. W grudniu 2013 roku opublikowane zostaty najnowsze, poszerzone badania potwierdzajace
efektywnos¢ kliniczng terapii lekiem miglustat. Nigdzie w Unii Furopejskiej nie kwestionuje



si¢ skuteczno$ci w/w terapii. Programy lekowe w leczeniu choroby NPC funkcjonuja obecnie
w ponad 44 krajach $wiata, w tym w wigkszosci pafistw Unii Europejskiej.
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. Majgc na uwadze potrzebe egalitarnego traktowania chorob rzadkich, w tym ultra - rzadkicj
choroby Niemana-Picka oraz fakt, iz niezbedne jest (vide: Konkluzje z Debaty Publicznej
Europlan 28/09/2013) zgola odmienne finansowe podejécie do zagadnien efektywnosci
kosztowej, wskazane jest aby Minister Zdrowia przy wydaniu ostatecznej decyzji
refundacyjnej odstapit od uwzgledniania kryterium wysokoscl progu kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia okreslonego w art. 12 pkt. 13 ustawy refundacyjnej.

6. Ze wzgledu na niewielkg liczbg pacjentéw, wzrost wydatkow platnika na leczenie nielicznej
grupy pacjentow dotknigtych chorobg Niemana-Picka nie bedzie znaczacy z punkiu
bezpieczenstwa budzetowego platnika. Koszt terapil nic powinien stanowié podstawy do
odmowy dla pozytywnej decyzji refundacyjne;j.

7. W przypadku podejmowania decyzji refundacyjnej dotyczacej leczenia NPC Minister
Zdrowia powinien kierowaé si¢ przede wszystkim dobrem miodocianych Pacjentow,
zwlaszcza ze wzgledu na ultra-rzadki charakter choroby oraz istotno$¢ spoteczng jej leczenia.

Zespil Parlamentarny ds. Choréb Rzadkich rekomenduje Ministrowi Zdrowia RP pilne
wdrozenie programu lekowego terapii lekiem miglustat dla wyselekcjonowanej grupy
najlepiej rokujacych zatrzymanie postgpu choroby pacjentéw za choroba Niemana-Picka,
co zapewni chorym zachowanie sprawnoéci i godnosci w chorobie.
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i/ Poset Barbara Czaplicka
i Przewodniczaca
Parlamentamego Zespotu
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Oirzymujg: - "Zyé& Nadzieja" Stowarzyszenie Chorych na Niemana-Picka i Choroby Pokrewne

- Krajowe Forum na rzecz terapii chordb rzadkich - Oprhan



