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Wielce Szanowny Panie Ministrze,

W odpowiedzi na pismo Pana Ministra z dnia 26 sierpnia 2022 r. w sprawie
problematyki dostepu do refundacji leku Zolgensma dla dzieci zmagajacych sie z

chorobg SMA pragne podnies¢, co nastepuje.

Pragne przede wszystkim podziekowac za merytoryczne stanowisko w przedmiotowej
sprawie. Podkreslam, ze z uznaniem odnosze sie do decyzji o tym, iz na wrze$niowe;j
liscie lekow refundowanych widnieje najdrozszy lek na SMA - Zolgensma'.
Niewatpliwie to szansa na normalne zycie dla dzieci dotknietych tg rzadkg chorobg

genetyczng. Zauwazam, ze Polskie Towarzystwo Neurologii Dzieciecej w sposob

1 Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 22 sierpnia 2022 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw
medycznych na 1 wrzesnia 2022 r.

Biuro Rzecznika Praw Obywatelskich Tel. centr. (+48 22) 5517 700
al. Solidarnosci 77 Infolinia obywatelska 800 676 676
00-090 Warszawa biurorzecznika@brpo.gov.pl

bip.brpo.gov.pl



pozytywny ocenia zasady dostepu do diagnostyki i dostepu do terapii SMAZ2.
Dostrzegam réwniez, ze od 1 wrzesnia 2022 r. wszedt w zycie nowy, jednolity program
leczenia rdzeniowego zaniku miesni (SMA). Program ten obejmuje trzy opcje
terapeutyczne: dotychczas stosowany lek Spinraza oraz nowo wprowadzane leki:
Zolgensma (terapia genowa) i Evrysdi (terapia doustna). Natomiast od kwietnia

2021 r. SMA zostato wtgczone do Programu Badan Przesiewowych Noworodkow,

co pozwala na najbardziej skuteczne leczenie tej postepujgcej choroby w okresie
przed wystgpieniem jej objawdw. Tym samym Polska znajduje sie w gronie 4 panstw
na Swiecie z tak kompleksowym podejsciem do diagnostyki (badania przesiewowe)

i terapii. Z optymizmem nalezy przyja¢, ze wszystkie trzy leki bedg w Polsce dostepne
w ramach jednego zintegrowanego programu lekowego, ktory obejmie catg populacje

0s0Ob chorych na rdzeniowy zanik miesni.

Rozumiejgc argumenty, jakie zostaty przedstawione w piSmie Pana Ministra, jako
Rzecznik Praw Obywatelskich jestem jednocze$nie zobowigzany do odniesienia sie do
naptywajgcych do mojego Biura sygnatow, a takze prezentowanych w przestrzeni
publicznej wypowiedzi (zaréwno rodzicéw, jak i czesci ekspertow) i tym samym
wskazania, ze w odniesieniu do leczenia produktem Zolgensma dzieci cierpigce na
SMA w wieku powyzej 6 miesiecy nie otrzymajg szansy na terapie tym lekiem, mimo ze
mogag znajdowac sie w analogicznej sytuacji zdrowotnej do dzieci spetniajgcych to
kryterium. Kluczowe jest bowiem to, czy kryterium wieku jest optymalne z punktu
widzenia decyzji o refundowaniu tego leku ze sSrodkéw publicznych. W tym

przypadku pojawiajg sie zasadnicze watpliwosci.

Pragne ponownie zauwazy¢, ze w mysl art. 68 Konstytucji RP, obywatelom, niezaleznie
od ich sytuacji materialnej, wtadze publiczne zapewniajg réwny dostep do Swiadczen
opieki zdrowotnej finansowanej ze Srodkéw publicznych. Wiadze publiczne sg
obowigzane do zapewnienia szczegblnej opieki zdrowotnej m.in. dzieciom. W ocenie
Trybunatu Konstytucyjnego: ,szczegdlna opieka zdrowotna ex definitione wykracza

poza sfere zwyktej, powszechnej opieki zdrowotnej, powinna wiec by¢ wzmozona,

2 https://ptnd.pl/aktualnosc/nowy-program-leczenia-sma [dostep: 29.08.2022]
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intensywniejsza lub bardziej wyspecjalizowana, czyli dostosowana do specyfiki

potrzeb charakterystycznych dla danej grupy podmiotow>".

Zasada rownosci w dostepie do Swiadczen opieki zdrowotnej finansowanej ze
Srodkéw publicznych polega na tym, ze wszelkie zréznicowania powinny by¢ oparte na
aktualnej wiedzy medycznej oraz kryteriach, ktore nie budzg zastrzezen z punktu
widzenia zasady sprawiedliwosci spotecznej. Ostroznos¢ w doborze wtasciwych
kryteriow jest istotna zwtaszcza w odniesieniu do 0séb, ktérym Konstytucja nakazuje

zapewnienie ,szczegoélnej opieki zdrowotnej"”.

W tym kontekscie warto wskazac na watpliwosci, jakie moga wigzac sie ze
zroznicowaniem refundacji wedtug kryterium wieku. Zagrozenie naruszenia art. 68
Konstytucji RP w sytuacji uzaleznienia dostepu do leczenia od wieku pacjenta zostato
dostrzezone w orzecznictwie. W szczegolnosci w jednym z wyrokéw SN wskazano, ze
,Uzaleznienie ponoszenia kosztow leczenia od wieku pacjenta jest oczywistym
zaprzeczeniem zasady réwnosci (...)"4. Ponadto zdaniem SN ,,Wszelkie zarzuty
dotyczgce przeciwwskazan stosowania leku i ograniczen przy jego rejestracji nie
usprawiedliwiajg réznicowania uprawnien do korzystania ze Swiadczen z
ubezpieczenia ze wzgledu na wiek. Granica wiekowa jest bowiem umowna, a o

zastosowaniu okreslonej metody decydujg lekarze oceniajgc organizm chorego (...)."

Odnoszgac sie do kryterium wieku przyjetego w zasadach refundacji leku Zolgensma,
nalezy przede wszystkim wskazac, ze z dostepnej na stronie Europejskiej Agencji
Lekdéw (EMA) charakterystyki tego produktu® wynika, ze nie zostato wprowadzone
ograniczenie wiekowe do stosowania tego leku. Natomiast sg tam zawarte informacje,
ze ograniczone jest doswiadczenie ze stosowania produktu u pacjentow w wieku 2 lat

lub powyzej lub o masie ciata powyzej 13,5 kg. Dodatkowo najwiekszym opakowaniem

3Wyrok TK z 22.07.2008 r., K 24/07.

4 Wyrok SN z 12.03.2004 r., 1l UK 243/03.

> https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/zolgensma-epar-product-
information pl.pdf [dostep: 26.08.2022]
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leku, jakie producentowi wolno sprzedawac w UE, jest opakowanie odpowiadajgce

pacjentowi o wadze ciata 20,5-21 kg®.

Rowniez w przestrzeni publicznej pojawiajg sie stanowiska medykéw podajgce

w watpliwos¢ zasadnosc przyjecia kryterium wieku’. Zauwazono, ze bardziej
odpowiednim kryterium jest waga dziecka oraz indywidualna ocena lekarza. Ponadto
na podstawie HPR (Helathcare Professionals) zostata zdefiniowana dawka wobec masy

ciata.

Wiele argumentdw dostarcza analiza regulacji obowigzujgcych w innych panstwach.
Dla przyktadu, w Niemczech oraz Anglii lekarze coraz czesciej decydujg sie podawac
lek Zolgensma dzieciom do ok. 15 kg (Anglia) lub nawet 17-19 kg (Niemcy), bez
ograniczen wiekowych. W Niemczech oraz panstwach Grupy Wyszehradzkiej terapia
genowa moze byc stosowana takze u dzieci z przewlektg postacig SMA bez ograniczen
wiekowych (Niemcy, Wegry) lub w wieku do 2 lat (Czechy). Na drugim koncu spektrum
sg Witochy, gdzie Zolgensma jest obecnie refundowana tylko w leczeniu dzieci z
niemowlecg postacig SMA do 6. miesigca zycia (cho¢ zakres refundacyjny we Wtoszech

ma zosta¢ wkrotce rozszerzony)®.

Warto doda¢, ze w odniesieniu do produktu Zolgensma rodzice niektérych pacjentéw
prowadzg zbiérki pieniedzy na zakup leku®. W szczegdlnosci na stronie internetowej
Fundacji SMA przedstawiono sytuacje pacjentow, ktorzy otrzymali lek Zolgensma w
wyniku zbidrek dla dzieci w 9 miesigcu zycia, czy sytuacje, w ktérych pierwsze objawy
nastgpity dopiero gdy pacjent miat okoto 9-10 miesigca zycia, a diagnoze otrzymat, gdy
miat juz 15 miesiecy, natomiast terapie genowg lekiem Zolgensma uzyskat dopiero gdy

miat ok. 19 miesiecy. Nadto wskazani pacjenci byli przed terapig genowg leczeni

6 https://www.fsma.pl/2020/12/135-czy-21-kg-limit-wagowy-zolgensma-w-europie/

[dostep: 26.08.2022]

7 https://zdrowie.gazeta.pl/Zdrowie/7,101458,28830993,dr-grzesiowski-o-zamieszaniu-z-refundacja-
leku-na-sma-tlumaczenie.html [dostep: 29.08.2022]

8 https://www.fsma.pl/leki/zolgensma/dostepnosc-leku-zolgensma-w-europie/
[dostep: 29.08.2022]
9 https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/wykaz tli/RAPORTY/2020 022.pdf [dostep: 29.08.2022]
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lekiem Spinraza’®. Oznacza to - co nalezy silnie podkresli¢ - ze lek Zolgensma jest
uznawany za skuteczny w przypadku dzieci starszych niz 6 miesiecy, skoro
obecnie dopuszczalne jest jego podanie takim dzieciom, wedtug wskazan
lekarza, o ile rodzicom tych dzieci uda sie uzyska¢ wystarczajgce Srodki
finansowe. Okolicznos$¢ ta uprawnia do postawienia pytania, czy przyjete kryterium
wieku 6 miesiecy rzeczywiscie pozostaje w bezposrednim i koniecznym zwigzku ze
skutecznoscig Zolgensmy i czy nie jest mozliwe odwotanie sie do parametru, jakim jest
waga dziecka, ktéry to parametr - po pierwsze - jest obecny w dokumentach
Europejskiej Agencji Lekdw, a takze jest stosowany w innych panstwach oraz - po
drugie - nie budzitby az takich kontrowersji z punktu widzenia zasady sprawiedliwosci

spotecznej.

Kolejnym problemem jest to, ze z refundacji bedg wytgczone dzieci - réwniez te do 6
miesiecy - ktore juz byty poddane terapii innym lekiem. Oznacza, to ze refundacja
bedzie obejmowata w zasadzie tylko te dzieci, ktére urodzg sie po wejsciu w zycie
nowych przepiséw. Poza tym w przypadku wykrycia SMA zalecana jest
natychmiastowa terapia, a tu pojawia sie kwestia czasu oczekiwania na refundacje,

procedury odwotawcze itd.

Pragne zauwazy¢, ze do mojego Biura wptywajg sygnaty od obywateli, ktorzy czujg sie
pokrzywdzeni i podnoszg zarzut dyskryminacji dzieci chorych na SMA ze wzgledu na
wiek. Wptynety ponadto sygnaty ze strony lekarzy, ze w dostepnych informacjach na
stronie EMA w SPC (Specific Product Characteristics) nie ma informacji o ograniczeniu
wiekowym w podawaniu niniejszego leku. Z kolei podczas spotkania z rodzicami dzieci
chorych na SMA zwrécono uwage m.in. na to, ze w Polsce jest tylko 27 przypadkéw
dzieci, ktore walczg o podanie refundowanego leku, a kryteria kwalifikacji do

refundacji powodujg, ze na dzien dzisiejszy nie ma dziecka, ktore dostanie te terapie.

Moje wystgpienie do Ministra Zdrowia miato na celu podkreslenie, ze kryteria
refundacji tak kosztownego leku, jak Zolgensma, powinny by¢ okreslone ze szczegdlng

troskg o to, aby zadna z potrzebujgcych osob nie czuta sie pokrzywdzona,

10 https://www.fsma.pl/2021/04/zebralismy-na-terapie-genowa-historia-trzech-rodzin/
[dostep: 29.08.2022]
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dyskryminowana czy potraktowana niesprawiedliwie przez panstwo. Analiza
rozwigzan przyjetych w innych krajach, a takze wypowiedzi czesci ekspertow, Swiadczg
0 tym, ze skutecznos$¢ leku jest uzalezniona przede wszystkim od wagi dziecka oraz
wskazan lekarskich. Tymczasem przyjeta zasada - odwotujgca sie wytgcznie do
kryterium wieku, a przy tym okreslonego na tak niskim poziomie - moze doprowadzic¢
do tego, ze dzieci znajdujgce sie w tozsamej sytuacji zdrowotnej z punktu widzenia
wskazan do objecia ich terapig lekiem Zolgensma mogg by¢ - tylko z tego powodu, ze
urodzity sie w odstepie kilku tygodni czy miesiecy - potraktowane diametralnie
odmiennie. Tego typu sytuacja moze budzi¢ uzasadnione poczucie pokrzywdzenia i

niesprawiedliwosci po stronie rodzicow takich dzieci.

Wobec powyzszego, na podstawie art. 13 ust. 1 pkt 2 ustawy z dnia 15 lipca 1987 r. 0
Rzeczniku Praw Obywatelskich (Dz. U. z 2020 r poz. 627 ze zm.) zwracam sie do Pana

Ministra z uprzejmg prosbg o zajecie stanowiska w podnoszonej przeze mnie sprawie.

Z wyrazami szacunku

Marcin Wigcek
Rzecznik Praw Obywatelskich

/-podpisano elektronicznie/



