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z duzym zadowoleniem przyjatem obwieszczenie z 22 sierpnia 2022 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekow, srodkow spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych na 1 wrzesnia 2022 r.! - wsréd lekéw refundowanych znalazt sie tam
lek o wysokim poziomie innowacyjnosci - Zolgensma® przeznaczony do terapii genowej
dzieci chorujacych na rdzeniowy zanik migsni (SMA)2. To ogromny sukces, tym bardziej
ze Polska jest jednym z czterech krajow w Europie, w ktérym refundowane sg wszystkie
trzy leki: Zolgensma, Spinraza (Nusinersen) i Evrysdi (Risdiplam), i w ktérym prowadzone
s badania przesiewowe w kierunku SMA u wszystkich noworodkow.

Doceniajgc starania resortu zdrowia, chciatbym jednak odnies¢ si¢ do kwestii dostepu
do refundacji leku, ktora wzbudza niepokdj rodzicéw dzieci, ktére przekroczyly 6. miesigc
zycia lub/i rozpoczely terapie innym lekiem, i tym samym refundacja lekiem Zolgensma®
ich nie obejmuje. Przyktadem jest jedno ze zgloszen, ktore wplyneto do Biura Rzecznika
Praw Dziecka. Wnioskodawczyni, matka o$miomiesi¢cznej dziewczynki, ktéora ma
rozpoznany na podstawie dodatniego testu przesiewowego z dnia 21.07.2022 r. — rdzeniowy
zanik mig$ni, zwrdcila uwage na sytuacje rodzicow, ktorych dzieci objete sg terapig innym
lekiem — w przypadku jej corki lekiem spinraza - i nie moze ona tym samym skorzystac

z mozliwosci wlaczenia terapii genowej lekiem Zolgensma®, mimo ze dziecko wazy jedynie

Zrodto:

https://www.gov.pl/web/zdrowie/obwieszczenie-ministra-zdrowia-z-dnia-22-sierpnia-2022-r-w-sprawie-wykazu

-refundowanych-lekow-srodkow-spozywczych-specjalnego-przeznaczenia-zy wieniowego-oraz-wyrobow-

medycznych-na-1-wrzesnia-2022-r

2 Wystapienia generalne RPD kierowane do MZ ws. refundacji terapii genowej dzieci chorujacych na SMA-1:
2 27.09.2020 r., znak: ZSS.422.9.2020.KS, z 03.06.2022 r., znak: ZSS.422.15.2022.AG.
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4 kg. Matka dziecka wskazala, ze nie ma informacji, z ktérych mogloby wynikac¢, ze tego leku
nie mozna poda¢ osobie, ktdra rozpoczeta leczenie m.in. Nusinersenem. Biorge pod uwage
koszty wynikajace z terapii Nusinersenem - mogg to by¢ kwoty siegajace ponad 20 min zt w
okresie 20 lat, na ktore sktadaja si¢ 4 dawki wysycajace i dawki przypominajgce — oraz
koszty terapii Zolgensma® - jednorazowy koszt to ok. 10 mln zl, to znacznie korzystniejsze
jest podanie jednej dawki tego leku. Matka uwaza, ze obecnie wprowadzone przepisy
dyskryminuja niewielkg grupe dzieci, ktore sa w trakcie leczenia m.in. Nusinersenem, a ktére
z uwagi na wage ciata mogtyby przyja¢ lek Zolgensma®, co tym samym uchronitoby je przed
cierpieniem w czasie ich calego zycia i zagrozen wynikajacych z czestych inwazyjnych
wktu¢ ledZzwiowych mogacych doprowadzi¢ do uszkodzenia neuronéw czuciowych.

W tej kwestii wypowiedzieli si¢ takze eksperci na posiedzeniu Parlamentarnego
Zespotu ds. Dzieci — O lepszych warunkach leczenia dzieci, ktore odbyto si¢ 2 wrzesnia br.
Eksperci® sg jednomyslni, ze powinna obowigzywa¢ réwno$¢ w nowoczesnym leczeniu
kazdego dziecka m.in. terapig genowa. Podkreslili przy tym, ze kryterium wieku nie wynika
wprost z charakterystyki produktu leczniczego* jakim jest Zolgensma® - lek przeznaczony
do terapii genowej dzieci chorujgcych na rdzeniowy zanik migsni.

Na podstawie badan klinicznych, ktore byly podstawa do rejestracji leku Zolgensma®,
Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIiT) zaproponowata program
lekowy dla dzieci od urodzenia do 6. miesigca zycia. W opracowaniu analitycznym AOTMIiT
oceny technologii w ramach Funduszu Medycznego 022/2020 (data ukonczenia: 19.02.2021)°

czytamy m.in. w punkcie 3.1.4. raportu zatytutowanym - Przeglad wytycznych praktyki

klinicznej — ze w wyniku przeprowadzonego w dniu 28.12.2020 r. przeszukiwania baz
medycznych i stron internetowych odnaleziono dokument stanowigcy miedzynarodowe
rekomendacje postgpowania w SMA. Dokument ten jest zaktualizowang wersja
miedzynarodowego konsensusu opublikowanego w 2007 r.6. W tabeli nr 4 , Przeglad

interwencji wg wytycznych praktyki kliniczne)” wskazane jest stanowisko konsensusu

3 M.in. prof. dr hab. n. med. Teresa Jackowska, prof. dr hab. n. med. Jerzy Peregud-Pogorzelski, Konsultanci
Wojewddzcy ds. pediatrii.

4 ChPL- zbiér informacji o dopuszczonym rdzeniowego zaniku mig$ni (SMA) do obrotu leku przeznaczonym do
uzytku przez fachowy personel medyczny w Unii Europejskiej

Zolgensma (onasemnogen abeparwowek) we wskazaniu: rdzeniowy zanik mie$ni 5q z bialleliczng mutacja
genu SMNI i klinicznym rozpoznaniem SMA typu 1 lub pacjentéw z rdzeniowym zanikiem migéni S5q
z bialleliczna mutacjg genu SMN1 i z nie wigcej niz 3 kopiami genu SMN2, 022/2020, data ukonczenia:
19.02.2021 r., zrédto: https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/wykaz_tli/RAPORTY/2020_022.pdf
zrodto:https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/wykaz_tli/RAPORTY/2020 022.pdf

® nie odnaleziono wytycznych polskich.



- Poniewaz ryzyko terapii genowej wzrasta wraz z podang dawkq, a dawka jest wprost
proporcjonalna do masy ciala, pacjentow powyzej 13,5 kg nalezy leczyé tylko
w okreslonych okolicznosciach. W przypadku tych pacjentow leczenie innymi terapiami
modyfikujgcymi przebieg choroby lub przyszile dooponowe podanie leku Zolgensma® nalezy
rozwazy¢ jako alternatywe.

Zgodnie z powyzszym to waga dziecka’, tj. do 13,5 kg, stanowi granicg
bezpieczenstwa dla zdrowia i1 Zzycia maloletniego pacjenta poddanego terapii ww. lekiem.
W istocie AOTMIT zaproponowata program lekowy dla dzieci w przedziale wiekowym
od urodzenia do 6. miesigca zycia, z uwagi na to, ze badania kliniczne, na podstawie ktorych
lek zostal zarejestrowany w Polsce, dotyczyly grupy pacjentdw do 6. miesigca zycia.

Chcialbym podkreslié, ze glownym wskaznikiem efektywnosci systemu opieki
zdrowotnej jest stan zdrowia populacji. Sposob opieki nad zdrowiem, w szczegodlnosci dzieci
i miodziezy, przektada sie na kondycje zdrowotng przysztego spoteczenstwa®.

W poszanowaniu decyzji Pana Ministra ukierunkowanej na dobro maloletnich
pacjentow w procesie refundacji ww. leku, stosownie do upowaznienia Rzecznika Praw
Dziecka do podejmowania interwencji w interesie dzieci okreslone przepisami art. 3 ustawy
z dnia 6 stycznia 2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka® wz. z art. 10 ust. 1 pkt 2 i art. 10b
ww. ustawy, zwracam si¢ z uprzejmg prosba o ponowna analiz¢ i rozwazenie przez resort
zdrowia, czy w indywidualnych przypadkach bgdzie istniata mozliwos¢ - przy uwzglednieniu
wskazan medycznych danego pacjenta (kryteriow bezpieczenstwa prowadzonej terapii i np.
zwolania konsylium) - zastosowanie leku Zolgensma®, gdy dziecko przekroczylo 6. miesiac

zycia, ale nie przekroczyto 13,5 kg wagi ciata lub/i podjeto juz u niego terapi¢ innym lekiem.

04)14) 7/».,‘7 mum%

RZECZNIK PRAW DZIECKA

Al ol

7 Wysokiej jakosci dane ze stosowania leku Zolgensma u dzieci starszych niz 6 miesigcy znalazty si¢ w dwdch
obszernych publikacjach naukowych — z Niemiec i z Rosji. W niemieckiej praktyce klinicznej lek Zolgensma
okazat si¢ wysoce skuteczny u objawowych dzieci w wieku do 24 miesigcy i o wadze ciata ponizej 15 kg —
$rednia poprawa funkcjonalna wyniosta 13,8 pkt na skali CHOP-INTEND u dzieci miodszych niz 8 miesigcy
i 7,7 pkt CHOP-INTEND u dzieci w wieku 8-24 miesigce. Jest to bardzo znaczaca poprawa. Co wazne,
obserwowano jg zarowno u dzieci dopiero rozpoczynajacych leczenie, jak i u dzieci wezesniej leczonych lekiem
Spinraza i przelaczanych na terapie genowa, Zrédto https://www.fsma.pl/leki/zolgensma/skutecznosc/

8 NIK 26.04.2018 r., KZD.430.009.2017, Nr ewid. 12/2018/P/17/058/KZD

°Dz. U. 22020 r. poz. 141




