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Wtoski sposdb na dostep
do drogich terapii
0 najwyzszej mnowacyjnosu
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Zapewnienie dostepu do kosztownych, innowacyjnych terapii jest wyzwaniem réwniez dla
panstw o wysokim PKB. Dotyczy to szczeg6lnie choréb rzadkich, takich jak rdzeniowy zanik
miedni (spinal muscular atrophy — SMA). Jak z tym problemem radza sobie Wtosi? Wyjasnia
prof. Claudio Jommi, dyrektor Studidéw Zarzadzania Miedzynarodowymi Systemami Ochrony
Zdrowia i Farmakoekonomiki na Uniwersytecie Handlowym im. L. Bocconiego.

Rdzeniowy zanik miesni to rzadka choroba uwa-
runkowana genetycznie. Jej objawy najczesciej poja-
wiajg si¢ juz w pierwszym roku zycia i prowadzg do
powaznej niepelnosprawnosci. Niedawno pojawil sie
przelom w leczeniu SMA w postaci pierwszego leku
modyfikujacego przebieg choroby. Lek ten podaje sie
przewlekle, co cztery miesigce, w postaci wlewu do ka-
natu kregowego. W Polsce jest on dostepny dla wszyst-
kich 0séb z SMA od stycznia 2019 r. W maju 2020 r.
nastapit kolejny przetom — w Unii Europejskiej zostata
zarejestrowana terapia genowa, ktéra wystarczy podac
raz w zyciu. Leczenie polega na dostarczeniu do neuro-
néw za pomoca wektora wirusowego informacji gene-
tycznej, ktéra pozwala na syntetyzowanie brakujacego
biatka i rozwiniecie przez pacjenta zdrowego fenotypu.
Terapia genowa jest przeznaczona dla najmtodszych
chorych (w pierwszym lub drugim miesigcu zycia),
u ktérych nie pojawily sie jeszcze objawy. Leczenie
to daje szanse na normalne zycie, jednak problemem
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jest jego bardzo wysoka cena. Terapia genowa SMA
jest dotychczas finansowana ze §rodkéw publicznych
w 9 krajach w Europie na réznych zasadach. W Pol-
sce istnieje szansa, ze tego typu innowacyjne terapie
stosowane w chorobach rzadkich beda dostepne dzieki
Funduszowi Medycznemu. Jego zasadniczym celem jest
bowiem wsparcie dziataf zmierzajacych do poprawy
zdrowia i jako$ci zycia pacjentéw w Polsce przez za-
pewnienie dodatkowych Zrédet finansowania, m.in. na
leczenie choréb cywilizacyjnych, w tym nowotworo-
wych i rzadkich.

Nadzieja w Funduszu

Ustawa o Funduszu Medycznym weszta w zycie w li-
stopadzie 2020 r. i wprowadzita nowg $ciezke dostepu
do technologii lekowych o wysokim poziomie inno-
wacyjnosci i wysokiej wartosci klinicznej. W ramach
tej ustawy Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (AOTMIT) jest zobowiazana do stalego
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identyfikowania niezaspokojonych potrzeb medycznych
oraz skutecznych lekéw w ich zakresie. Raz w roku spo-
rzadza wykazy technologii lekowych o wysokiej war-
tosci klinicznej oraz technologii lekowych o wysokim
poziomie innowacyjnosci, ktére przekazuje ministrowi
zdrowia. Nast¢pnie minister prowadzi negocjacje fi-
nansowe z producentami lekéw i podejmuje decyzje co
do refundacji ze srodkéw Funduszu Medycznego.
Przy tworzeniu przepiséw ustawy o Funduszu Me-
dycznym w Polsce wzorowano si¢ na systemach ist-
niejacych w innych krajach europejskich, m.in. we
Wloszech, gdzie terapie o najwyzszym statusie inno-
wacyjnosci sa finansowane ze specjalnego funduszu
publicznego. Dotyczy to réwniez tzw. produktéw lecz-
niczych terapii zaawansowanej (advanced therapy medi-
cinal products — ATMP), przygotowywanych najczesciej
dla konkretnego pacjenta. O tym, jak funkcjonuje ten
fundusz i na jakich zasadach terapie sg kwalifikowane
do refundacji, méwit prof. Claudio Jommi, ekonomi-
sta, dyrektor Studiéw Zarzadzania Miedzynarodowymi
Systemami Ochrony Zdrowia oraz Farmakoekonomi-
ki Uniwersytetu Bocconiego we Wtoszech, podczas
warsztatow Wdrazanie terapii genowej w leczenin rdzenio-
wego zaniku migsni (SMA) — doswiadczenia migdzynaro-
dowe, zorganizowanych 11 lutego 2021 r. w Warszawie.

Przyktad z Wtoch

— Kiedy produkt leczniczy, wilgczajqc w to produkty z ka-
tegorii ATMP, zostaje zatwierdzony do obrotu na poziomie
europejskim, jego producent sklada do Whoskiej Agencji Le-
kaw petng dokumentacje wraz z wnioskiem dotyczqcym refun-
dacji. Wniosek ten jest oceniany przez dwa komitety.: nauko-
wy, ktdry zajmuje sig nankowg cz¢scig dossier, oraz ds. ceny
7 refundacyi, ktiry prowadzi negocjacje finansowe z produ-
centem. W dokumentacji skladanej przez firmg do Whoskiej
Agencji Lekow znajduje si¢ m.in. wniosek o oceng statusu
innowacyjnosci. Co wazne, wniosek taki sklada sig dla kaz-
dego pojedynczego wskazania, co oznacza, ze produkt moze
by¢ innowacyjny dla jednego wskazania i nie byé innowacyj-
ny dla innego. Po rozpatrzenin wniosku Agencia przydziela
produktowi w konkretnym wskazaniu jeden z trzech mozli-
wych statusow: produkt o wysokim statusie innowacyjnosci
(status ten trwa mméxym;z/nz'e 3 lata), prodﬂél Dpotencjalnie
innowacyjny (dowody na jego mnowacy]noxc sq obzem]qce, ale
nzewymzfczajqce, zeby produkt uznad za wysoce innowacyjny;
status ten moze trwad maksymainie 1,5 roku) lub prodzz,él
nzeznnomzcy]ny Produkry, ktire uzyskujq wysoki status in-
nowacyjnosci, sq natychmiast kievowane na rynki regionalne
7 finansowane ze specjalnego funduszu publicznego przezna-
czonego na ten cel — relacjonowal prof. Claudio Jommi.

Trzy kryteria innowacyjnosci

Ekspert oméwil tez wprowadzone w 2017 r. trzy
kryteria stosowane przez Wlochéw w ocenie innowa-
cyjnosci: istnienie w spoleczefistwie niezaspokojonej
potrzeby medycznej, terapeutyczna warto$¢ dodang
produktu leczniczego oraz site dowodéw naukowych.
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Prof. Claudio Jommi:
Leki sieroce stosowane
J  w chorobach rzadkich
T mogg uzyskac

wysoki status innowacyjnosci
wytacznie na podstawie istnienia
niezaspokojonej potrzeby
medycznej oraz duzej dodanej
wartosci terapeutycznej

— W ocenie potrzeb terapeutycznych bierzemy pod nwage,
czy na rynku istniejg dostgpne alternatywne tevapie. W oce-
nie tevapentycznej wartosci dodanej najwazniejsze sq argi-
menty kliniczne, natomiast jakos¢ dowodow jest ustalana na
podstawie systemu stopniowania, nwzgledniajgcego m.in. to,
ktdrej fazy badanie kliniczne zostalo przeprowadzone, 2 ja-
kim produktem byla porownywana nowa terapia i jakie byly
punkty konicowe badania. W przypadku lekéw sierocych sto-
sowanych w chorobach rzadkich, ktire mogq by zatwierdzone
do obrotu juz po zakonczonych badaniach I1 fazy, Whoska
Agencja Lekow wykazuje duzq tolerancie co do tego ostatniego
kryterium. Leki te mogq uzyskac wysoki status innowacyj-
nosci wylgcznie na podstawie dwich pierwszych kryteridw,
czyli istnienia niezaspokojonej potrzeby medycznej oraz duzej
dodanej wartosci terapeutycznej — wyjasnial prof. Jommi.

Od poczatku istnienia we Wtloszech omawiane-
go systemu do lutego 2021 r. ztozono 109 wnioskéw
o0 ocene innowacyjnosci produktéw leczniczych. Wyso-
ki status innowacyjnosci uzyskata jedna trzecia z tych
terapii, jedna trzecia zostala uznana za potencjalnie in-
nowacyjne i jedna trzecia — za nieinnowacyjne.

Ekspert zwrécil uwage, ze we Whoszech przy nego-
cjacjach cenowych i refundacyjnych miedzy platnikiem
a producentem innowacyjnego leku zwykle zawierane
sa umowy o zastosowaniu réznego rodzaju mechani-
zméw dzielenia ryzyka finansowego. Takie negocjacje
tocza sie obecnie dla terapii genowej SMA, ktéra juz
uzyskata wysoki status innowacyjnosci, dzieki czemu
jest finansowana z funduszu publicznego. Najwazniej-
szym czynnikiem, ktéry zadecydowal o przyznaniu
terapii genowej SMA przez Wtoskg Agencje Lekéw
statusu innowacyjnosci, byta wysoka dodana wartos¢
terapeutyczna.

— Nasi pacjenci majq juz dostgp do tego leczenia, choé
weigz toczq sig negocjacie w sprawie ceny. Spodziewamy sig
podpisania umow dotyczgcych dzielenia ryzyka podobnych do
tych, jakie zostaly zawarte pomigdzy firmami farmaceutycz-
nymi a Wloskq Agencig Lekiw w przypadku innych terapii
genowych — podsumowat prof. Claudio Jommi.

Marta Koton-Czarnecka
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