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“14 maja 20_1?1 otrzymalem od Stowarzyszenia Chorych na Niemanna-Picka
i Choroby Pokrewne w Kielcach prosbg o wsparcie dziatan na rzecz zapewnienia dzieciom
cierpigcym na chorobg Niemanna-Picka typu C dostgpu do leczenia farmakologicznego

produktem leczniczym Zavesca (Miglustat).

Choroba Niemanna-Picka nalezy do grupy chordb rzadkich, dziedzicznych,
metabolicznych. Jest potencjalnic $miertelnym schorzeniem, w ktorym glikosfingolipidy
odkladaja si¢ wkomorkach moézgu i w calym organizmie. Jest to choroba bardzo
zroznicowana, jezeli chodzi o problemy, ktére powoduje i stopien ich nasilenia.! W chorobie
Niemanna-Picka typu C?> postepujace uszkodzenie mézgu moze by¢ znacznego stopnia
i powodowac u chorego niezdolnos¢ do spogladania do géry i w dét, trudnosci w chodzeniu

i przetykaniu oraz utratg wzroku i shuchu. Stopniowo choroba ta prowadzi do $mierci.?

Choroba Niemanna-Picka wymaga opieki specjalistow z réznych dziedzin medycyny,
w tym pulmonologii, kardiologii, gastroenterologii i dietetyki. Do niedawna nie byla znana
zadna skuteczna metoda jej leczenia. W niektorych krajach, w tym krajach Unii Europejskie;j,
od kilku lat w leczeniu stosowany jest preparat Zavesca (Miglustat). Jako podato
Stowarzyszenie Chorych na Niemanna-Picka i Choroby Pokrewne w Kielcach ,,w ponad 50
krajach swiata lek Zavesca jest refundowany, w Europie takich programow nie majgq tylko

Albania i Biatorus”.

Z Charakterystyki Produktu Leczniczego Zavesca* wynika, ze produkt ten jest
wskazany m.in. do stosowania wleczeniu postepujacych objawéw neurologicznych

u pacjentow dorostych oraz u dzieci z chorobg Niemanna-Picka typu C. 20 listopada 2002 r.

! Stowarzyszenie Chorych na Niemanna-Picka i Choroby Pokrewne w Kielcach:
http://www.niemannapicka.pl/sickness.php?ver=1

*istniejy jeszcze typy: A, BiD

3 Pismo Stowarzyszenia Chorych na Niemanna-Picka i Choroby Pokrewne w Kielcach do Rzecznika Praw Dziecka
z03.05.2019 r.

4 https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-informati0n/zavesca-cpar—product-information _pl.pdf



Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszezenie leku Zavesca do obrotu — wazne

w catej Unii Europejskiej.® 16 lutego 2006 r. Komisja Europejska przyznata dla substancji

czynnej Miglustat w leczeniu choroby Niemanna-Picka typu C orphan designation (EU /

3/06/351)% — tj. uznano produkt Zavesca za lek sierocy.

W Polsce problematyka objgcia refundacja produktu Zavesca pojawita si¢ w 2011 r.

Od tego czasu kilkukrotnie ten produkt leczniczy byt poddawany ocenie Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (dalej: AOTMITY):

I.

W 2011 r. 6wczesna Rada Konsultacyjna przy AOTM uznala za niezasadne
zakwalifikowanie $wiadczenia opieki zdrowotnej ,Leczenie choroby Niemanna-
Picka typu C: z zastosowaniem substancji czynnej miglustat w ramach programu

zdrowotnego, jako Swiadczenia gwarantowanego.”

W 2011 r. Prezes AOTM wydat warunkowo pozytywng rckomendacj¢ w sprawie
zakwalifikowania $wiadczenia opieki zdrowotnej ,Leczenie choroby Niemanna-
Picka typu C: z zastosowaniem substancji czynnej miglustat (Zavesca) w ramach
programu  zdrowotnego, jako Swiadczenia gwarantowanego.” Warunkiem byto
obnizenie ceny leku lub partycypacji podmiotu odpowiedzialnego w kosztach
leczenia. Ponadto Prezes AOTM wskazal, ze powinien by¢ prowadzony Scisty
rejestr leczonych pacjentéw, ktéry umozliwi ocen¢ skuteczno$ci leczenia
i bezpieczenstwa terapii.?

W 2012 r. Prezes AOTM - w $lad za stanowiskiem'? Rady Przejrzystosci - wydat
negatywng rekomendacj¢ odnosnie objecia refundacja produktu leczniczego
Zavesca (miglustat) w ramach programu lekowego: ,,Leczenie choroby Niemanna-
Picka typu C (NP-C) z wykorzystaniem substancji czynnej miglustat”.!!
W uzasadnieniu wskazano na trudne do jednoznacznej interpretacji dane
o efektywno$ci klinicznej ww. substancji czynnej oraz bardzo wysokie koszty
terapii.

W 2016 r. Prezes AOTMIT — w $lad za opinia'2 Rady Przejrzystosci — wydat opinig

w sprawie skutecznosci klinicznej i praktycznej, bezpieczenstwa stosowania, relacji

3 https://www.ema.europa.eu/en/documents/ovewiew/zavesca-epar-summary-pubIic _pl.pdf

® https://www.orpha.net

T wezeSniejsza nazwa: Agencji Oceny Technologii medycznych — dalej: AOTM

* Stanowisko Rady Konsultacyjnej nr 28/2011 z dnia 29.03.2011 r.

! Rekomendacja nr 20/201 | Prezesa Agencji Oceny Technologii Medyeznych z dnia 29.03.2011 r.

" Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 130/2012 z dnia 26 listopada 2012 r.

" Rekomendacja nr 120/2012 Prezesy Agencji Oceny Technologii Medyeznych z dnia z dnia 26.11.2012 r.
12 Opinia Rady Przejrzystosci nr 314/2016 z dnia 24.10.2016 r.,



korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania, oraz niepewnosci oszacowaé leku
Zavesca (miglustat) we wskazaniu: leczenie choroby Niemanna-Picka. W opinii tej
wskazano m.in. ,,Prezes stoi na stanowisku, ze finansowanie ocenianej technologii
nie znajduje uzasadnienia. Prezes ma Swiadomosé, ze rzadkie wystepowanie
choroby moze utrudniaé przeprowadzenie badan RCT wysokiej jakosci, jednakze
w dostgpnych dowodach naukowych zakres badanych punktow kovicowych nie jest
adekwatny do istotny i charakteru choroby NPC. Nie badano wplywu ocenianej
interwencji na przezycie pacjentow, natomiast wyniki dotyczqce jakosci Zycia nie
wykazaly istnienia réznic istotnych statystycznie miedzy grupq leczong miglustatem

a grupq stosujqcq terapie standardowq.”"?

Rzecznik Praw Dziecka zdaje sobie sprawe, ze Minister Zdrowia w przedmiotowej
sprawie musi dziata¢ zgodnie z przepisami ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(tj. Dz. U. z 2019 r. poz. 784). Nalezy jednak podkresli¢, Zze w Polsce dzieci cierpiace na
chorobg Niemanna-Picka typu C od lat nie majg dostepu do leczenia dajacego szansg¢ na
osiggnigcie pozytywnych rezultatow terapii a kazdego roku — jak podato Stowarzyszenie
Chorych na Niemanna-Picka i Choroby Pokrewne w Kielcach — umiera 3 do 4 dzieci

cierpigcych na t¢ chorobe.

Obecnie nie zostaly jeszcze ukonczone prace nad Narodowym Planem dla Chorob
Rzadkich, Ktory ma na celu zapewnienie kompleksowego, wielosektorowego podejscia do
choro6b rzadkich (w tym poprzez m.in. zintegrowanie opieki nad pacjentami)'4, co réwniez nie
sprzyja objgciu dzieci 7 choroby Niemanna-Picka kompleksows opieka i efektywnym
leczeniem.

Majac na uwadze powyzsze, stosownie do art. 10a ust. 1 i art. 10 ust. 1 pkt 2 ustawy
z dnia 6 stycznia 2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka (Dz. U. z 2017 r. poz. 922), zwracam si¢
do Pana Ministra z prosbg o podjecie dziatan na rzecz dzieci cierpigcych na rzadka chorobe
Niemanna-Picka — w szczegolnosci typu C — i o przedstawienie aktualnego stanowiska
resortu zdrowia w kwestii mozliwosci objgcia refundacja produktu leczniczego Zavesca

w ramach programu lekowego: ,,Leczenie choroby Niemanna-Picka typu C z wykorzystaniem
€tar “r ol

13 Opinia Prezesa Agencji przy pismie BP.434.17.2016.JTM z dnia 02.12.2016 . R7ZE& ZNIHPHA ‘Q CKR
4 Informacja Ministra Zdrowia z 01.04.2019 r. IK: 1637638.DS /{'f’ I/ 7

substancji czynnej miglustat”.




