e

RZECZPOSPOLITA POLSKA
Rzecznik Praw Dziecka
Mikotaj Pawlak

Warszawa, 27 wrzesnia 2020 roku

7S5S.422.9.2020.KS

Pan
Adam Niedzielski
Minister Zdrowia

Szanowny Panie Ministrze,

do Biura Rzecznika Praw Dziecka wptywaja wnioski rodzicéw i bliskich dzieci
cierpigcych na SMA! - rdzeniowy zanik mig$ni. SMA jest rzadka chorobg uwarunkowang
genetycznie, dziedziczong w sposob recesywny. Rozpowszechnienie rdzeniowego zaniku
mig$ni w Polsce nie jest doktadnie znane, jednak wedtug szacunkéw wynosi okoto 400-7002 /

400-10003 0s6b.

W 2018 r. przedmiotem wystgpienia generalnego* Rzecznika Praw Dziecka do
Ministra Zdrowia bylo umozliwienie leczenia dzieci chorych na SMA refundowanym
produktem leczniczym Spinraza® (Nusinersen). Ostateczne objecie refundacja tego leku

z pewnoscig przyczynito si¢ do poprawy sytuacji dzieci cierpigcych na SMA.

Obecnie zgtaszane do mnie sprawy dotycza przede wszystkim umozliwienia leczenia
dzieci z SMA typu 1 nowoczesnym lekiem terapii genowej Zolgensma®.

Rdzeniowy zanik migéni typu 1 to cigzka niemowleca posta¢ rdzeniowego zaniku
mieéni charakteryzujgca si¢ cigzkim i postgpujacym oslabieniem mig$ni oraz hipotonig
bedaca wynikiem zwyrodnienia i utraty dolnego neuronu ruchowego w rdzeniu krggowym
1jadra w pniu mézgu. Czestos¢ wystepowania szacowana jest na okoto 1/80 000, a roczna
czgstos¢ wystepowania szacowana jest na okoto 1/10 000. Choroba objawia si¢ przed
6. miesigcem zycia (najczesciej przed 3. miesigcem). Rokowanie jest najczesciej zie,

a wieckszos$¢ pacjentow umiera w ciggu dwoch pierwszych lat zycia z powodu niewydolnosci

!'ang. spinal muscular atrophy

2 P. Wojciechowski, E. Lukomska M. Barchanska, ,,SMA Rdzeniowy zanik mig$ni. Aktualna wiedza i sposob postepowania” Krakéw 2017,
Central and Eastern European Society of Technology Assessment in Health Care (CEESTAHC)
3 Fundacja SMA, https://www.fsma.pl/rdzeniowy-zanik-miesni/
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oddechowe;j. Jednakze w niektérych przypadkach objawy nie narastajg lub nawet cofajg si¢ i
pacjenci mogg zy¢ dtuzej.’

Terapia genowa lekiem Zolgensma® jest nowa procedurg — pierwsze dopuszczenie na
rynek produkt leczniczy otrzymal dopiero 24 maja 2019 r. w Stanach Zjednoczonych.
Zolgensma® nadal pozostaje jednym z najdrozszych lekow na $wiecie — producent
zdecydowat si¢ wyceni¢ ten produkt leczniczy na 2,125 miliona dolarow amerykanskich
(1,945 mlIn euro) za opakowanie. Kwota ta wydaje si¢ by¢ ogromna, jednak w odniesieniu do
kosztow posrednich 1 bezposrednich zwigzanych z leczeniem i rehabilitacja matych pacjentow
z SMA typu 1 moze okaza¢ si¢ nie tak znaczaca (dodatkowo — przy ewentualnej procedurze
refundacyjnej moglaby podlega¢ negocjacjom z producentem tego leku).

19 maja 2020 r. w Europie zostato wydane warunkowe pozwolenie na dopuszczenie
terapii genowej w SMA na okres jednego roku.

Lek Zolgensma®® moze by¢ stosowany w Polsce, jednak nie jest objety refundacja.
Zdaje sobie sprawe, ze aby to si¢ stato - stosownie do przepisow z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekow, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (t.j. Dz. U. z 2020 r. poz. 357 z p6zn. zm.) - w pierwszej kolejnosci
producent tego leku musi zlozy¢ do Ministra Zdrowia wniosek o objgcie refundacja
i ustalenie urzedowej ceny zbytu dla tego produktu leczniczego.

Niemniej jednak zwracam si¢ do Pana Ministra z prosbg o przekazanie informacji na
temat ewentualnych dziatan Ministerstwa Zdrowia w tej sprawie i rokowan co do mozliwosci
objecia dzieci z SMA-1 w Polsce leczeniem preparatem innowacyjnej terapii genowej

Zolgensma® .

Niezaleznie od powyzsze] kwestii, zauwazy¢ nalezy, ze dzieci cierpigce na SMA
wymagaja objecia ich opieka zdrowotng przez lekarzy wielu specjalizacji w tym: neurologa
dzieciecego lub specjalisty chordob nerwowo-mig$niowych, genetyka klinicznego,
pulmonologa, gastroenterologa, dietetyka, ortopedy, fizjoterapeuty. Jakos¢ opieki
1 profilaktyka powiktan zdecydowanie wydtuzaja okres przezycia oraz poprawiaja jakos¢

funkcjonowania pacjentow.’

5 Zrodto: https://www.orpha.net/data/patho/Pro/pl/RdzeniowyZanikMiesniTypul PL pl PRO ORPHA83330.pdf
¢ https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/zolgensma-epar-product-information_pl.pdf

7M. Jedrzejowska, A. Kostera-Pruszczyk, Rdzeniowy zanik mig$ni — nowe terapie, nowe wyzwania, Vol. 25/2016, nr 51



Z mojej wiedzy wynika, ze obecnie w Polsce nie ma osrodkéw o zintegrowanym
poziomie opieki interdyscyplinarnej dla pacjentow z SMA ani koordynowanego systemu
opieki nad tymi pacjentami. By¢ moze analiza wprowadzenia ktorego$ z ww. rozwigzan do
systemu ochrony zdrowia bylaby zasadna. O pochylenie si¢ nad ta kwestig prosze zatem Pana

Ministra.

Eksperci wskazujg takze na zasadno$¢ wprowadzenia badan przesiewowych
w kierunku SMA. Jak podnosi m.in. Pani prof. drhab. n. med. Maria Mazurkiewicz-
Beldzifiska® ,,Wprowadzenie takich badan pozwolitoby na szybkie i skuteczne leczenie

9 Badania przesiewowe noworodkow

noworodkdw zrdzeniowym zanikiem mig$ni”.
pozwalaja na szybsze zdiagnozowanie SMA u dzieci — a tym samym na szybsze leczenie
dajace im szanse na normalne zycie. Pani dr n. med. Maria Jedrzejowska'® wskazuje, ze
»Dotaczajac SMA do listy 29 chorob badanych w Polsce w ramach programu badan
przesiewowych mogliby§my rocznie uratowa¢ ponad 50 dzieci, dajac im szans¢ na
prawidlowy rozwdj.”!'! W lipcu br. Pan Maciej Mitkowski, Podsekretarz Stanu
w Ministerstwie Zdrowia, potwierdzil, ze trwaja prace nad wprowadzeniem badan
przesiewowych noworodkéw w kierunku rdzeniowego zaniku migéni.'> W zwigzku

z powyzszym zwracam si¢ do Pana Ministra z prosba o udzielenie informacji w sprawie etapu

prac nad wprowadzeniem badan przesiewowych w kierunku SMA w Polsce.

SMA jest chorobg rzadka. Niestety Polska nadal nalezy do ostatnich krajéw Unii
Europejskiej, ktore nie przyjety dokumentu dedykowanego chorobom rzadkim i ultrarzadkim.
Zapowiadany od kilku lat Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich ma by¢ ,narz¢dziem
pozwalajacym zapewnié trwatg realizacj¢ polityki zdrowotnej ukierunkowanej na potrzeby
pacjentow z chorobami rzadkimi aby systemowo rozwigzywac problemy zdrowotne i1 socjalne
tej grupy chorych”. Rada Unii Europejskiej juz w 2009 r. zarekomendowata pafistwom
cztonkowskim ustanowienie i realizacj¢ Planu lub Strategii w dziedzinie chordb rzadkich, nie
p6zniej niz przed koncem 2013 roku oraz zaleca przyjecie do wiadomosci wytycznych
europejskiego projektu na rzecz opracowania krajowych planow zwalczania rzadkich chorob

(EUROPLAN). Dlatego oczekuje, ze zgodnie z zapewnieniami Ministra Zdrowia polski

8 Klinika Neurologii Rozwojowej, Gdanski Uniwersytet Medyczny; przewodniczaca Polskiego Towarzystwa Neurologii Dziecigcej
9 Zrédto: Puls Medycyny, https:/pulsmedycyny.pl/badania-przesiewowe-w-kierunku-sma-sa-konieczne-998564
10 z Platformy Badan Chordb Rzadkich Instytutu Medycyny Doswiadczalnej i Klinicznej im. Mossakowskiego Polskiej Akademii Nauk

11 Zrodto: Materiat prasowy Fundacji SMA i PTND, https://www.medexpress.pl/standardy-leczenia-rdzeniowego-zaniku-miesni-a-potrzeby-
polskich-chorych/78781

12 Zrédlo: https://www.medexpress.pl/m-milkowski-o-programie-badan-przesiewowych-w-kierunku-sma/78190



Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich w najblizszym czasie w koncu zostanie przyjety
1 niezwlocznie zostang podjete dzialania na rzecz wprowadzania rozwigzan w nim ujgtych —
w tym dostepu matych pacjentéw cierpigcych na choroby rzadkie jak SMA do efektywnych
1 skutecznych terapii. Zwracam si¢ do Pana Ministra o udzielenie informacji na temat etapu na

jakim znajduja si¢ obecnie dzialania na rzecz przyjecia ww. Planu.

Podsumowujac, stosownie do art. 11 ust. 1 oraz art. 10 ust. 1 pkt 2 ustawy z dnia 6
stycznia 2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka (t.j. Dz. U. z 2020 r. poz. 141), zwracam si¢ do
Pana Ministra z prosba o przekazanie informacji (w tym we wskazanych powyzej zakresach)
na temat dziatan podejmowanych przez resort zdrowia na rzecz dzieci z SMA, w tym
o wskazanie etapu realizacji tych dzialan oraz — w miar¢ mozliwo$ci — o zintensyfikowanie

prac nad przyjeciem rozwigzan stuzacym poprawie sytuacji dzieci z SMA.

Z powazaniem
Rzecznik Praw Dziecka

Mikotaj Pawlak
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