Matgorzata Pepek
Posel na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej

Zywiec, dnia 11.05.2021 r.

L.Dz3%42021

Sz. P. Beata Karlinska
Prezes Zarzadu Fundacji Pomocy

Chorym na Zanik Mie$ni

[5(::&(75 §a %

Majac na uwadze szanse dla dzieci chorych na rdzenioyy zanik mie$ni (SMA),
jaka daje terapia genowa lekiem Zolgensma oraz w zwigzku z jego dopuszczeniem
do stosowania w Unii Europejskiej, w zalgczeniu przesytam kopie odpowiedzi na moja
interpelacje poselska skierowang do Ministra Zdrowia Adama Niedzielskiego w sprawie
procedury dopuszczenia leku Zolgensma w Polsce, ewentualnego obniZenia ceny
po dopuszczeniu do obrotu w naszym Kraju oraz czeSciowej lub cato$ciowej jego

refundacji przez Narodowy Fundusz Zdrowia.

Z udzielonej odpowiedzi wynika, Ze aktualnie trwaja prace (zbierane sg niezbedne
opinie eksperckie) w zakresie ustalenia wykazu Ministra Zdrowia, zawierajgcego
ostateczny wybdr technologii o wysokim poziomie innowacyjnosci, ktéry bedzie
podstawg do zawiadomienia podmiotéw odpowiedzialnych o mozliwosci sktadania
wnioskéw refundacyjnych. Kwestia ew. objecia refundacja leku Zolgensma

we wskazanym trybie zostanie wzieta pod uwage przez resort zdrowia.

Pozostaje do dyspozycji w kwestiach wymagajacych interwencji Posta na Sejm

Rzeczpospolitej Polskiej.

Z wyrazaghi szacunku
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ek Warszawa, 29 kwietnia 2021
Minister Zdrowia
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Pani
Elzbieta Witek

Marszatek Sejmu RP

Szanowna Pani Marszalek,

w odpowiedzi na interpelacje nr 23103 w sprawie terapii genowej lekiem Zolgensma u

dzieci z SMA, uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informaciji.

Na wstepie niniejszej odpowiedzi Minister Zdrowia pragnie zaznaczyé¢, ze od ponad
dwdéch lat refundowany jest lek Spinraza (nusinersen) w leczeniu rdzeniowego zaniku
migs$ni, a cata populacja chorych jest zabezpieczona w skuteczne i bezptatne leczenie.
Co wymaga dodatkowego podkreslenia nie ma zadnych obostrzen dotyczacych wieku,
liczby gendéw, czy parametréw ptucnych. Zgodnie z aktualnymi danymi dotyczgcymi
realizacji programu aktywnie leczonych jest 760 pacjentow, a zakwalifikowanych do

terapii jest 780 pacjentéw.

Minister Zdrowia uprzejmie dodaje, ze na podstawie art. 40a ust. 8 ustawy z dnia 12
maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2021 r. poz. 523) zmienionej w art.
36 ustawy z dnia 7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym (Dz.U. poz. 1875),
Prezes Agencji Technologii Medycznych i Taryfikacji ustalit wykaz technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci (na dzieh 26 lutego 2021 r.). Wykaz ten obejmuje

11 pozycji, wérdd ktdrych znajduje sie m.in. lek Zolgensma.

Nalezy doda¢, ze aktualnie trwajg prace (zbierane sa niezbedne opinie eksperckie) w
zakresie ustalenia wykazu Ministra Zdrowia, zawierajgcego ostateczny wybér

technologii o wysokim poziomie innowacyjnosci, ktéry bedzie podstawg do
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zawiadomienia podmiotéw odpowiedzialnych o mozliwosci sktadania wnioskéw
refundacyjnych w tym trybie. W zwigzku z powyzszym kwestia ew. objecia refundacjg

leku Zolgensma we wskazanym trybie zostanie wzieta pod uwage przez resort zdrowia.

Minister Zdrowia pragnie zapewni¢, iz Ministerstwo Zdrowia podejmuje wszelkie mozliwe
dziatania majgce na celu zwiekszenie dostepu pacjentom do skutecznej i bezpiecznej
farmakoterapii w ramach dostepnych $rodkéw publicznych. Realizujgc polityke
zdrowotng panstwa Minister Zdrowia kieruje sie¢ zasadami medycyny opartej na
dowodach naukowych (EBM) oraz oceny technologii medycznych (HTA), co zapewnia
przejrzystosé i racjonalnosé podejmowanych decyzji o alokacji srodkéw publicznych.
Nalezy zaznaczy¢, iz srodki finansowe przeznaczone na refundacje sg ograniczone,
zatem istotne jest racjonalne wprowadzanie na wykazy kolejnych produktéw

leczniczych.

?
Z powazaniem

z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski
Podsekretarz Stanu
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Warszawa, 2021-04-25

Matgorzata Pepek

minister zdrowia

Interpelacja nr 23103

Interpelacja w sprawie terapii genowej lekiem Zolgensma u
dzieci z SMA

Szanowny Panie Ministrze!

Rdzeniowy zanik mieéni to ciezka choroba rzadka, w ktérej z powodu wady genetyczne;
obumierajg neurony w rdzeniu kregowym odpowiadajace za skurcze i rozkurcze miesni. Brak
impulséw nerwowych prowadzi do uogdélnionego ostabienia i postepujgcego zaniku miesni
szkieletowych, a w ostatecznosci do czesciowego albo catkowitego paralizu. Szacuje si¢, ze
obecnie w naszym kraju zyje okoto 800—-1000 chorych na SMA | a ce roku rodzi sie okoto 45—
55 dzieci, u ktérych w pewnym momencie zycia pojawi si¢ rdzeniowy zanik migsni; 30—40 z
nich bedzie miato ostrg postéé SMA . Do tej pory jedynym zarejestrowanym lekiem na SMA
byta Spinraza ( nusinersen ) firmy Biogen, ktéra moze by¢ stosowana we wszystkich grupach
wiekowych.

Na terenie Stanéw Zjednoczonych dostepna jest terapia genowa, przywracajgca funkcje
zmutowanego genu. Koszt jednorazowej terapii Zolgensma AveXis Inc. oszacowano na 2.125
miliona dolaréw! Jest to najdrozsza terapia dostgpna na rynku. Bezpieczenstwo i skutecznosc
preparatu zostaty potwierdzone przez dwa badania kliniczne. Duzg zaletg tego preparatu jest
szybkie rozpoczecie dziatania. Lek znacznie podnosi poziom biatka SMN w ciggu
kilkudziesigciu godzin od podania — tak bardzo, ze poziom tego biatka jest porownywalny z
poziomem u osoby zdrowej. Sprawia to, Ze lek ten jest wyjgtkowo przydatny do leczenia
niemowlat i matych dzieci, u ktérych objawy SMA jeszcze sie nie pojawity albo pojawity sig
bardzo niedawno. Inng zaletg tego leku jest, ze stosuje sie go jednorazowo, w odréznieniu od
pozostatych lekoéw, ktére nalezy przyjmowac stale. Lek Zolgensma jest juz dostepny we Frangji
w catym zakresie rejestracyjnym poprzez program ATU de cohorte . Wkrotce bedzie dostgpny
w Niemczech.

W zwigzku z powyzszym zwracam si¢ do Pana Ministra z nastepujgcymi pytaniami:

1. Czy i na jakim etapie jest procedura dopuszczenia leku Zolgensma w Polsce?

2. Czy znane sg informacje o mozliwosci obnizenia ceny leku po ewentualnym dopuszczeniu
go do obrotu w naszym kraju?

3. Czy Ministerstwo Zdrowia bierze pod uwage czesciowag lub cato$ciowg refundacje leku
Zolgensma po ewentualnym dopuszczeniu do obrotu?

Z powazaniem
Matgorzata Pgpek
Poset na Sejm RP



