PLD.054.658.2023.AK
Warszawa, 04 lutego 2024

Pan
Marcin Wiacek

Rzecznik Praw Obywatelskich

Szanowny Panie Rzeczniku,

W nawigzaniu do pisma z dnia 30 listopada 2023 r. 0 znakach V.7013.115.2023.ETP
dotyczacego przekazania stanowiska w sprawie mozliwosci finansowania lekéw Kaftrio
oraz Kalydeco w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych
(,RDTL”) w zwigzku z trescig wystapienia skierowanego do Rzecznika Praw Obywatelskich
przez Fundacje Mukobohaterowie, Minister Zdrowia uprzejmie informuje co nastepuje.
Obowiazujaca od dnia 23 lipca 2017 r. procedura RDTL umozliwia finasowanie leczenia z
zastosowaniem produktéw leczniczych niepodlegajacych finansowaniu ze srodkéw
publicznych na potrzeby pacjentéw, u ktérych w toku dotychczasowego leczenia
wykorzystano wszelkie dostepne metody terapeutyczne finansowane ze srodkéw
publicznych w danym wskazaniu. W ramach przepiséw ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U.z 2022 r.
poz. 2561,z pézn. zm., zwanej dalej ,ustawg o Swiadczeniach”) obowigzujacych od dnia 26
listopada 2020 r. w ramach procedury RDTL dopuszczone jest finansowanie lekow
posiadajacych pozwolenie na dopuszczenie do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej
Polskiej, ktére pozostajg w obrocie lub sa dostepne na polskim rynku i ktére nie znajduja sie
na wykazie produktéw leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury
RDTL, publikowanym cyklicznie przez Ministra Zdrowia.

Produkty lecznicze Kaftrio oraz Kalydeco znajdujg sie na przywotanym powyzej wykazie od
dnia 10 listopada 2023 r. w zwigzku z trescig rekomendac;ji Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji nr 113/2022 z dnia 28 listopada 2022 r., w ktérej
zasadnosc finansowania w/w lekow ze srodkéw publicznych w ramach refundacji
systemowej zostata uzalezniona od pogtebienia instrumentu dzielenia ryzyka oraz
zaproponowania przez podmiot odpowiedzialny dodatkowego instrumentu dzielenia
ryzyka zabezpieczajacego catkowity wptyw na budzet ptatnika. W toku postepowania o

objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu dla powyzszych lekéw podmiot
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odpowiedzialny nie przedtozyt propozycji pogtebienia mechanizméw podziatu ryzyka, co
skutkowato niespetnieniem warunkéw wskazanych w powyzszej rekomendacjiina
whniosek podmiotu odpowiedzialnego o umorzenie postepowan o objecie refundacja w tych
wskazaniach Minister Zdrowia uwzgledniajac zadanie strony umorzyt postepowanie w dniu
26 pazdziernika 2023 roku, tym samym konczac procedure administracyjng. Powyzsze
przetozyto sie na umieszczenie lekéw na wykazie produktéw leczniczych niepodlegajacych
finansowaniu w ramach procedury RDTL.

Odnoszac sie do kwestii dotyczacych rzetelnego opracowywania wykazu produktéw
leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL nalezy wskaza¢, ze
w toku opracowywania takiego wykazu kazdy lek, wobec ktérego zachodzi podejrzenie
zaistnienia okolicznosci bedacych podstawg do jego wpisania na wykaz (tj. przestanek
wskazanych w art. 47f ust. 3 pkt 1-4 ustawy o $wiadczeniach) jest doktadnie weryfikowany
pod katem rzeczywistego ich wystepowania. Weryfikacja ta polega m.in. na analizie
negatywnych decyzji refundacyjnych wydawanych przez Ministra Zdrowia, jak réwniez na
doktadnej analizie petnych tresci rekomendacji wydawanych przez Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji.

W przypadku produktéw leczniczych Kaftrio oraz Kalydeco sformutowanie wskazania, w
ktérym powyzsze leki nie moga podlegac finansowaniu w ramach procedury RDTL
podyktowane byto:

1. obowigzujagcym stanem wiedzy, zgodnie z ktérym mukowiscydoza jest chorobg
genetyczng dziedziczong autosomalnie recesywnie, tj. ujawnienie sie choroby
nastepuje w wyniku otrzymania od kazdego z rodzicéw wadliwej kopii genu CFTR,
kodujacego chlorkowy kanat jonowy (dwdch kopii genu z mutacjg F508del w
przypadku pacjentéw homozygotycznych lub jednej kopii genu z mutacjg F508del i
jednej kopii genu z inng mutacjg w przypadku pacjentéw heterozygotycznych);

2. skutkamiwywotanymiobecnoscig zmutowanych kopii genu CF7Rna poziomie
molekularnym tj. powstaniem biatka CFTR o nieprawidtowej strukturze
przestrzennej, ktére zostaje rozpoznane jako wadliwe i nastepnie zdegradowane
lub minimalna jego aktywnoscia w przypadku gdy dojdzie do ekspresji biatka CFTR
na powierzchni komérek.

Majac na uwadze powyzsze nalezy wskazaé, ze zaréwno wykaz lekéw niepodlegajacych
finansowaniu w ramach procedury RDTL, jak réwniez wskazanie, w ramach ktérego leki
Kaftio oraz Kalydeco nie moga podlegac finansowaniu w ramach tej procedury, zostaty
sformutowane w sposéb prawidtowy i nie powinny budzié zastrzezen.

Jednoczesnie firma deklarowata che¢ powtdrnego rozpoczecia procesu refundacyjnego
niezwtocznie, jednak do dnia dzisiejszego taki proces ze strony firmy nie zostat

zainicjowany a tylko wniosek strony moze przyczynic sie do zakoriczenia procesu i
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finansowania leku dla populacji, ktéra nie byta objeta wczesniejszym pozwoleniem na

dopuszczenie leku na terytorium Europy.

Z powazaniem,

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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