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Szanowny Panie Rzeczniku,

W odpowiedzi na pismo z 5 wrzesnia 2022 r. w sprawie kryteriow kwalifikacji pacjentéw

do leczenia lekiem Zolgensma Minister Zdrowia prosi o przyjecie ponizszych informacji.

Na wstepie nalezy zaznaczy¢, ze prozno szukaé systemu ochrony zdrowia, ktoéry bedzie
systemem zupetnym, w tym znaczeniu, iz bedzie w stanie zapewni¢ mozliwo$¢ leczenia
kazdym lekiem zarejestrowanym na Swiecie i w catym zakresie jego zarejestrowanych
wskazan, a by¢ moze i réwniez poza nimi (tzw. ,,off label”). ,Podkresli¢ nalezy, ze art. 68
Konstytucji nie wymaga, aby wszystkie swiadczenia opieki zdrowotnej, jakie sag
udzielane przez publiczng stuzbe zdrowia, byty nieodptatne. Ustawodawca powinien
jednak - i jest to jego podstawowy obowigzek, ptyngcy z art. 68 - jednoznacznie ustali¢,
ktére rodzaje Swiadczen sg dostepne bez koniecznosci ponoszenia dodatkowych
kosztow (tzw. koszyk $wiadczen gwarantowanych), a ktére majg charakter
ponadstandardowy i wymagajg sfinansowania (czy dofinansowania) przez obywatela
(por. wyrok Trybunatu Konstytucyjnego K 14/03). Wskazany przepis daje zatem
ustawodawcy - w zaleznosci od aktualnego stanu finanséw publicznych - mozliwosé
wprowadzenia podziatu swiadczen opieki zdrowotnej na takie, ktére bedag nieodptatne,
czesciowo odptatne oraz w petni odptatne. Wazne jednak, aby podziat ten byt okreslony
na poziomie ustawowym, z poszanowaniem zasad poprawnej legislacji (por. wyrok
Trybunatu Konstytucyjnego K 14/03).” (wyrok Naczelnego Sgdu Administracyjnego z
dnia 23 stycznia 2018 r., sygn. akt: Il GSK 1315/17).
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Na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej zarejestrowanych i dostepnych jest wiele
produktow leczniczych, ktére potencjalnie moga ratowac zdrowie i zycie ludzkie, ktére to
produkty nie sg jednak objete dofinansowaniem ze strony ptatnika publicznego. W tym
znaczeniu rowniez leki sprowadzane z zagranicy w trybie art. 4 ustawy Prawo
farmaceutyczne nie stanowig systemu zupeilnego, a obowigzujgce przepisy prawa
wyznaczajg jedynie granice dotyczgce mozliwosci pokrycia kosztow danego leku.
Przyjecie innej interpretacji, o koniecznosci refundowania wszystkich produktéw we
wszystkich wskazaniach, grozitoby paralizem finanséw Panstwa i bytoby precedensem

na skale Swiatowa.

Przepis art. 68 ust. 2 Konstytucji Rzeczypospolitej Polskiej mowi o rownym dostepie
obywateli do $wiadczen opieki zdrowotnej. Gwarancjg réwnosci w dostepie do
Swiadczeh sg w szczegolnosci wkasnie procedury, uregulowane przepisami prawa — w
niniejszej sprawie ustawg o refundacji, ustanawiajgce jednakowe dla wszystkich - i
niezalezne od sytuacji materialnej danej osoby - zasady ubiegania sie o udzielenie
Swiadczenia danego rodzaju. Z uwagi na ograniczone mozliwosci finansowe ptatnika
publicznego nie jest mozliwym, aby wszystkie Swiadczenia, jakie sg stosowane w danej

terapii, byly nieodptatne.

Od ponad trzech lat w Polsce ze srodkéw publicznych finansowane jest leczenie
rdzeniowego zaniku miesni dla catej populacji chorych na SMA. Od 1 stycznia 2019 r.
Minister Zdrowia objat refundacjg lek Spinraza (nusinersen) w ramach programu
lekowego ,Leczenie rdzeniowego zaniku miesni” w populacji przedobjawowych i
objawowych pacjentéw z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni 5q potwierdzonego
badaniem genetycznym. Powyzsze oznacza, ze od ponad trzech lat cata populacja
chorych jest zabezpieczona w skuteczne i bezptatne leczenie. W ocenie srodowiska
medycznego wspomniany powyzej lek nusinersen (Spinraza) zapoczgtkowat przetom w

leczeniu pacjentéw cierpigcych na SMA.

Od 1 wrzesnia refundacjg objeto dwie dodatkowe terapie — terapie genowg Zolgensma
(Onasemnogenum abeparvovecum ) oraz lek Evrysdi (rysdyplam). Wszystkie trzy leki
sg dostepne w ramach jednego zintegrowanego programu lekowego, i nadal program
lekowy obejmie catg populacje oséb chorych na rdzeniowy zanik miesni. Obecnie brak
jest badan typu head-to-head, ktére bezposrednio poréwnywatyby skutecznos$é
terapii genowej z dostepnymi, alternatywnymi metodami leczenia. W rezultacie,
nie ma podstaw naukowych do stwierdzenia wyzszosci terapii genowej nad

technologiami medycznymi dostepnymi w ramach programu B.102. Decyzja o



kwalifikacji i wigczeniu do programu lekowego i wytgczeniu chorego z programu, lezy w
kompetencji lekarza prowadzgcego terapie pacjenta. Lekarz kierujgc sie aktualng
wiedzg medyczng, korzystajgc z dostepnych metod diagnostyczno-terapeutycznych
decyduje o postepowaniu w okreslonym stanie klinicznym. Kryteria kwalifikacji do

programu lekowego B.102.FM. przedstawiono w tabeli 1.

Zapisy programow lekowych uzgadniane sg kazdorazowo z gronem specjalistéw
klinicznych w odpowiedniej dziedzinie medycyny. W kwestii przedmiotowego programu
lekowego nie byto wyjatku. Zespdt ekspertéw kilkukrotnie opiniowat aspekty kliniczne
programu lekowego B.102.FM., a jego ostateczny ksztalt zostat zaakceptowany przez
wszystkie strony uczestniczgce w procesie jego wdrazania, w tym rowniez podmioty
odpowiedzialne. Sukces wdrozonego programu lekowego podkreslany zostat w
przytaczanym przez Pana stanowisku Zarzgadu Gtéwnego Polskiego Towarzystwa
Neurologéw Dzieciecych opublikowanym 25 sierpnia 2022 r.", w ktérym $rodowisko

medyczne nie zgtasza zastrzezen do warunkow kwalifikacji pacjentow.

Kryteria wigczenia pacjentéow do programu lekowego byty szeroko dyskutowane przez
ekspertow neurologéw dzieciecych i neurologdw i oparte sg o dane naukowe
zaczerpniete z dostepnych badan i literatury przedmiotu. Program zostat skonstruowany

tak, aby wszyscy pacjenci byli objeci nalezng im opieka i nie pozostawieni bez leczenia.

L Zrédto: https://ptnd.pl/aktualnosc/nowy-program-leczenia-sma (dostep 21.09.2022 r.)
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Tab.1. Kryteria kwalifikacji do programu lekowego B.102.FM. LECZENIE CHORYCH NA RDZENIOWY ZANIK MIESNI (ICD-10: G12.0, G12.1)

Onasemnogen abeparwowek (Zolgensma)

Nusinersen (Spinraza)

Rysdyplam (Evrysdi)

1) pacjenci przedobjawowi i objawowi z rozpoznaniem
rdzeniowego zaniku miesni (SMA) 5q z bialleliczng
mutacjg genu SMN1 i z nie wiecej niz 3 kopiami genu
SMN2 badani w ramach Rzagdowego Programu Badan
Przesiewowych Noworodkéw w Polsce lub prenatalnie w
Polsce;

2) wiek do 6 miesigca zycia (<180 dni) w momencie
podania leku;

3) zachowana zdolnos$¢ potykania w ocenie lekarza
kwalifikujgcego;

4) ocena w skali CHOP — INTEND powyzej 12 punktéw
w momencie podania leku;

5) posiadanie aktualnych informacji o szczepieniach
obowigzkowych;

6) brak jakiegokolwiek wczesniejszego leczenia z
powodu SMA, w tym:

a) brak wczesniejszego leczenia z wykorzystaniem
substancji czynnej nusinersen lub rysdyplam w ramach
niniejszego programu lekowego;

b) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach badan
klinicznych;

c) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach
programow wczesnego dostepu;

d) brak wczesniejszego leczenia SMA w ramach innego
sposobu finansowania terapii;

7) swiadoma zgoda rodzicow lub opiekunéw prawnych
pacjenta na warunki programu lekowego oraz
harmonogram wizyt.

Wszystkie kryteria muszg by¢ spetnione fgcznie.

1) do leczenia nusinersenem kwalifikowani sg
przedobjawowi i objawowi pacjenci z rozpoznaniem
rdzeniowego zaniku miesni 5q potwierdzonego
badaniem genetycznym lub pacjenci zdiagnozowani
rowniez w ramach Rzgdowego Programu Badan
Przesiewowych Noworodkéw w Polsce.

2) do leczenia nusinersenem kwalifikowani sg pacjenci,
ktorzy nie byli leczeni z wykorzystaniem substanc;ji
czynnej onasemnogen abeparwowek w ramach
niniejszego programu lekowego;

3) w celu zapewnienia kontynuacji terapii do programu
lekowego kwalifikowani sg réwniez pacjenci uprzednio
leczeni nusinersenem w ramach innego sposobu
finansowania terapii, pod warunkiem, ze na dzien
rozpoczecia terapii mieli rozpoznanie rdzeniowego
zaniku miesni 5q potwierdzone badaniem genetycznym
oraz jednoczesnie nie spetniali kryteriow wytgczenia z
programu okreslonych w pkt 2.3.

4) w przypadku pacjentéw, ktérzy wczesniej otrzymali
leczenie onasemnogenem abeparwowekiem,
rysdyplamem lub branaplamem w ramach badan
klinicznych, programoéw wczesnego dostepu lub w
ramach innego sposobu finansowania terapii, we
wniosku dotyczgcym wigczenia do programu lekowego
konieczne jest zaraportowanie tych terapii wraz z
podaniem czasu ich trwania oraz ich skutecznosci, czyli
liczby punktow w odpowiedniej skali funkcjonalnej
sprzed terapii i po jej zakonczeniu.

Kryteria 1) i 2) muszg by¢ spetnione tacznie.

1) do leczenia rysdyplamem kwalifikowani sg pacjenci w
wieku 2 miesiecy i starsi:

a) z klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1, typu 2 lub
typu 3 lub

b) posiadajacy od jednej do czterech kopii genu SMN2;
2) do leczenia rysdyplamem kwalifikowani sg wytgcznie
pacjenci majacy udokumentowane przeciwwskazania do
leczenia nusinersenem lub pacjenci, u ktorych
stwierdzono przeciwwskazania do terapii nusinersenem
w trakcie leczenia nusinersenem;

3) do leczenia rysdyplamem kwalifikujg sie pacjenci,
ktorzy nie byli leczeni z wykorzystaniem substanc;ji
czynnej onasemnogen abeparwowek w ramach
niniejszego programu lekowego;

4) w celu zapewnienia kontynuaciji terapii do programu
lekowego kwalifikowani sg rowniez pacjenci uprzednio
leczeni rysdyplamem w ramach innego sposobu
finansowania terapii, pod warunkiem, ze na dzien
rozpoczecia terapii mieli rozpoznanie rdzeniowego
zaniku miesni 5q potwierdzone badaniem genetycznym
oraz jednoczesnie nie spetniali kryteriow wytgczenia z
programu okreslonych w pkt. 3.3;

5) w przypadku pacjentéw, ktdrzy wczesniej otrzymali
leczenie onasemnogenem abeparwowekiem,
nusinersenem lub branaplamem w ramach badan
klinicznych, programow wczesnego dostepu lub w
ramach innego sposobu finansowania terapii, we
whniosku dotyczgcym wtgczenia do programu lekowego
konieczne jest zaraportowanie tych terapii wraz z
podaniem czasu ich trwania oraz ich skutecznosci, czyli
liczby punktow w odpowiedniej skali funkcjonalne;j
sprzed terapii i po jej zakonczeniu.

Kryteria 1), 2) i 3) muszg by¢ spetnione tgcznie.




Objawy SMA zwykle nie sg widoczne w pierwszych miesigcach zycia dziecka, a
czynnikiem decydujacym o skutecznosci terapii jest czas do rozpoczecia leczenia, gdyz
najlepsze efekty przynosi terapia rozpoczeta zanim uwidocznig sie objawy choroby. Na

rys. ponizej przedstawiono etapy progresji w SMA typu I2,.
Progresja choroby w SMA typu |
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Rys. 1. Etapy progresji choroby w SMA typu | na podstawie komunikatu firmy Novartis

Zasadnicze znaczenie wczesnego rozpoznania choroby wypowiedziane zostato przez
Whnioskodawce, firme Novartis Poland Sp. z o. o. w komunikacie prasowyms3

opublikowanym 22 sierpnia 2022 r.

,Bardzo sie ciesze, ze moge potwierdzic decyzje o dostepie do leczenia terapig genowag
w Polsce, kolejnym kraju europejskim, ktory docenit warto$¢ tej terapii. Leczenie
zastosowane wczesnie, daje szanse na zapobieganie objawom choroby. Terapia
genowa naprawde staje sie nowym ztotym standardem opieki nad dziecmi cierpigcymi
na SMA. (...)

Dzieki prowadzonym kompleksowym badaniom przesiewowym w kierunku SMA,
obejmujgcym catg populacje w ramach prowadzonego od 2021 roku programu
przesiewowego noworodkéw, Polska jako jeden z nielicznych krajow na $wiecie moze
wdrozyc¢ terapie genowg dla pacjentow przedobjawowych, kiedy korzysc¢ z leczenia

jest najwyzsza.”

2 Zrédio: https://www.cowzdrowiu.pl/aktualnosci/post/wczesna-diagnoza-ma-zasadnicze-znaczenie-dla-chorych-na-sma
(dostep 21.09.2022r.)

3 Zrédfo: https://www.novartis.pl/news/terapia-genowa-w-leczeniu-sma-refundowana-w-polsce-od-1-wrzesnia-2022 (dostep
21.09.2022r.)
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Nalezy réwniez dodaé, ze wybdr grupy docelowej jest niejako udzieleniem przez
Whnioskodawce gwarancji efektywnosci terapii. W ramach monitorowania leczenia przez
okres 48 miesiecy od podania leku z substancjg czynng onasemnogen abeparwowek
podlega ocenie wg kryteridw, ktére umozliwia ewentualne stwierdzenie braku

skutecznosci leczenia lub braku osiggniecia kamieni milowych:
3) jako brak skutecznosci uznaje sie:

a) koniecznos$¢ wigczenia statej wentylacji mechanicznej w okresie 48 miesiecy od dnia

podania leku, rozumianej jako:

- inwazyjna wentylacja poprzedzona wykonaniem zabiegu tracheostomii trwajgca przez
co najmniej 16 godzin dziennie, w sposob ciggty przez co najmniej 14 kolejnych dni (przy

braku ostrej, odwracalnej choroby i z wyjgtkiem wentylacji okotooperacyjnej),

- stata wentylacja mechaniczna — nalezy udokumentowa¢ za pomocg 1 zdjecia
wykonanego w dniu stwierdzenia tego faktu oraz potwierdzi¢ kodem ICD-9: 31.29 w

dokumentacji medycznej pacjenta oraz w systemie rozliczeniowym NFZ.

b) utrate uzyskanych kamieni milowych rozwoju motorycznego w okresie 48 miesiecy od

podania leku.

Uzyskane kamienie milowe rozwoju motorycznego nalezy rozumie¢ jako umiejetnoSci
zgodne z definicig WHO: samodzielne siedzenie, stanie bez podparcia, chodzenie bez
podparcia, zdobyte w okresie przed podaniem leku oraz w dowolnym czasie po podaniu
leku, a nastepnie utracone przez pacjenta w wyniku progresji choroby podstawowej
(SMA).

4) jako brak osiggniecia kamieni milowych rozwoju motorycznego (dotyczy pacjentow
przedobjawowych) uznaje sie:

a) nieuzyskanie umiejetnosci siedzenia bez podparcia przez co najmniej 10 sekund w
badaniu wykonanym metodg wg. WHO po osiggnieciu 12 miesigca Zycia pacjenta i

potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po 15 miesigcu zZycia pacjenta.

b) nieuzyskanie umiejetnosci stania bez podparcia przez co najmniej 10 sekund w
badaniu wykonanym metodg wg. WHO po osiggnieciu 20 miesigca zycia pacjenta i

potwierdzone w ponownym badaniu przeprowadzonym po 23 miesigcu zycia pacjenta.

W tym miejscu trzeba nadmieni¢, ze w przypadku pojawienia sie nowych wynikéw badan

klinicznych, potwierdzajacych skutecznos$¢ terapii w innych populacjach docelowych,




Whioskodawca moze ubiegaé sie 0 zmiane warunkéw refundacji. Wéwczas, wymagane

jest ztozenie odpowiedniego wniosku refundacyjnego wraz z petng dokumentacjg HTA

oraz optatami, w tym optatg za przygotowanie analizy weryfikacyjnej przez Agencije.

Odnoszgc sie do kwestii zapisu o braku wczesniejszego leczenia SMA w przypadku
kwalifikacji do terapii lekiem Zolgensma nalezy wskazaé, ze kwestia ta zostata

szczegobtowo przeanalizowana.

Zapisy obowigzujgcego do kohca sierpnia 2022 r. programu lekowego B.102. Leczenie
rdzeniowego zaniku miesni (ICD-10: G12.0, G12.1) w ramach ktérego refundowany byt
wylgcznie lek Spinraza (nusinersen) nie dyskwalifikowaty pacjentéw, ktérzy przyjeli lek
Zolgensma. Co wiecej, jeden z zapisow umozliwiat kwalifikacje pacjentow, ktorzy
wczesniej przyjeli lek Zolgensma (onasemnogene abeparvovec) w ramach innych
Sciezek dostepu do leczenia. Warunkiem byto zaraportowanie tego faktu w dokumentaciji

takiego pacjenta. Zapis ten brzmi nastepujgco:

W przypadku pacjentéw, ktorzy wczes$niej otrzymali leczenie onasemnogene
abeparvovec, risdiplamem |lub branaplamem w ramach badan klinicznych,
programow wczesnego dostepu lub w ramach innego sposobu finansowania
terapii, we wniosku dotyczacym wigczenia do programu lekowego konieczne jest
zaraportowanie tych terapii wraz z podaniem czasu ich trwania oraz ich skutecznosci,
czyli liczby punktow w odpowiedniej skali funkcjonalnej sprzed terapii i po jej

zakonczeniu

Zgodnie z informacjg przekazang przez Narodowy Fundusz Zdrowia dnia 25 lipca 2022
r., z danych sprawozdawanych przez swiadczeniodawcow w elektronicznym systemie
monitorowania programéw lekowych (SMPT) wynikato, ze w ramach programu
lekowego B.102. leczonych lekiem Spinraza (nusinersen) byto 11 pacjentéw, u ktérych
zastosowano réwniez preparat Zolgensma (zakupiony ze srodkéw wiasnych pacjentéw
lub ze zbidrek publicznych). Produkt leczniczy Zolgensma zostat zastosowany u tych

pacjentéw na roznym etapie leczenia:

e 1z pacjentéw otrzymat lek Zolgensma przed rozpoczeciem leczenia w programie

lekowym,

e 1 pacjent zakonczyt leczenie w programie lekowym, jednakze po zastosowaniu

leku Zolgensma zostat ponownie zakwalifikowany do leczenia,



e 9 pacjentow otrzymato lek Zolgensma w trakcie leczenia w programie lekowym

(pomiedzy dawkami leku Spinraza).

Ponadto u dwéch innych pacjentow zakonczono leczenie w programie lekowym w

zwigzku z zastosowaniem terapii genowej lekiem Zolgensma.

Powyzsze oznacza, ze jest czes¢ pacjentéw, ktdérzy mimo przyjecia leku
Zolgensma, ktorego efekt terapeutyczny powinien utrzymywac¢ sie dozywotnio,
przyjmuja mimo wszystko alternatywng technologie medyczng w postaci

nusinersenu.

Nie bez znaczenia jest rowniez obcigzenie dla ptatnika publicznego w zakresie réznicy
dawek nasycajgcych nusinersenem — podwaojne nasycenie — po zdiagnozowania SMA i

oczekiwaniu na podanie Zolgensmy, oraz kolejne nasycenie po otrzymaniu Zolgensmy.

Nowy program czesciowo reguluje tg kwestie, poniewaz pacjenci, ktorzy zostang
zakwalifikowani do leczenia SMA lekiem Zolgensma i otrzymajg takie leczenie w ramach
programu lekowego, nie bedg mogli zosta¢ wtagczeni do leczenia SMA z wykorzystaniem

nusinersenu lub rysdyplamu finansowanego w ramach niniejszego programu lekowego.

Ponadto, w dalszym ciggu bedzie mozliwos¢ kwalifikacji pacjentow do leczenia
nusinersenem lub rysdyplamem, ktorzy wczesniej otrzymali lek Zolgensma poza
programem — np. sfinansowany ze zbidrek, srodkéw wtasnych pacjenta czy badan
klinicznych. Jednoczesnie, nalezy mie¢ na uwadze, iz do leczenia lekiem Zolgensma w
ramach programu, kwalifikowani sg wylgcznie pacjenci, ktérzy nie otrzymali wczesnigj

jakiegokolwiek innego leczenia w kierunku SMA.

Z powazaniem
Zz upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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