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Pani

Zofia Szozda

Przewodniczgca Wojewoddzkiej
Rady Kobiet

Szanowna Pani,
w odpowiedzi na apel Wojewddzkiej Rady Kobiet w sprawie finansowania terapii
genowej dzieci chorych na SMA - rdzeniowy zanik miesni, z 21 stycznia 2021 r.,

uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacii.

Na wstepie Minister Zdrowia uprzejmie wskazuje, ze obecnie, od ponad dwdch lat,
refundowany jest lek Spinraza (nusinersen). Lek ten dostepny jest w ramach programu
lekowego ,Leczenie rdzeniowego zaniku miesni” w populacji przedobjawowych i
objawowych pacjentéw z rozpoznaniem rdzeniowego zaniku miesni 5q potwierdzonego
badaniem genetycznym. Powyzsze oznacza, ze cata populacja chorych jest

zabezpieczona w skuteczne i bezptatne leczenie. Co wymaga dodatkowego

podkreslenia nie ma zadnych obostrzen dotyczacych wieku, liczby gendéw, czy

parametrow ptucnych. Zgodnie z aktualnymi danymi dotyczgcymi realizacji programu

aktywnie leczonych jest 760 pacjentow, a zakwalifikowanych do terapii jest 780

pacjentéw.

Produkt leczniczy Zolgensma podmiotu odpowiedzialnego AveXis EU Limited zostat z
dniem 18 maja 2020 r. dopuszczony do obrotu w procedurze centralnej, co oznacza, ze
moze byé przedmiotem obrotu na terytorium wszystkich panstw Unii Europejskiej jako

ek sierocy” czyli wykorzystywany w leczeniu choréb rzadko wystepujgcych. Zolgensma
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posiada ponadto oznaczenie wskazujgce na to, ze bedzie dodatkowo monitorowany, co
ma na celu zidentyfikowanie nowych informacji o bezpieczenstwie. Co w tym miejscu
trzeba podkresli¢, pozwolenie na dopuszczenie do obrotu zostato udzielone w
procedurze dopuszczenia warunkowego. Produkt leczniczy ,Zolgensma - onasemnogen
abeparwowek” wprowadza sie do unijnego rejestru produktéw leczniczych pod numerem
EU/1/20/1443.

Minister Zdrowia uprzejmie wyjasnia, iz Ministerstwo Zdrowia dziata na wniosek
podmiotu odpowiedzialnego, co oznacza, ze wytgcznie wptyniecie wniosku rozpoczyna

postepowanie administracyjne w przedmiocie objecia refundacjg. Taki wniosek dla

Zolgensma jak na ten moment nie zostat jeszcze ztozony. Ministerstwo Zdrowia moze

rozpatrywa¢ wnioski refundacyjne dopiero po ich zloZzeniu przez podmioty
odpowiedzialne. Kazda sprawa jest rozpatrywana indywidualnie w oparciu o

zgormadzony materiat w postepowaniu administracyjnym.

Obecnos$c¢ produktu leczniczego na wykazie refundacyjnym wymaga zaroéwno ztozenia
wniosku, jak i wieloetapowego postepowania administracyjnego. Minister zdrowia
decyduje o zasadnosci objecia refundacjg leku w danym wskazaniu. W przypadku
rozpatrywania wniosku refundacyjnego majgc na uwadze uzyskanie jak najwiekszych
efektéw zdrowotnych w ramach dostepnych srodkéw publicznych, minister zdrowia wyda
decyzje administracyjng o objeciu refundacjg lub o odmowie objecia refundacjg, przy

uwzglednieniu 13 kryteriéw ustawowych.

Ponadto wskazuje, ze 26 listopada 2020 r. weszty w zycie przepisy ustawy o Funduszu
Medycznym (Dz. U. z 2020 r. poz. 1875). Nalezy podkresli¢, ze wyzej wskazana ustawa
nie przewiduje oddania do dyspozycji Ministra Zdrowia dodatkowych srodkow
finansowych, kiére mogiby przekaza¢é na indywidualne wsparcie pacjenta
wymagajgcego niestandardowej terapii. Natomiast przepisy tej ustawy umozliwiajg
finansowanie innowacyjnych terapii w onkologii, a takze chorobach rzadkich oraz
skracajg czas procedowania niektorych etapow postepowania refundacyjnego dla takich

technologii lekowych.

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
wyrobow medycznych (Dz.U. 2020 poz. 357, z p6zn. zm.) zmienianej 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 dzien 26 lutego 2021 r.). Wykaz ten obejmuje 11 pozycji,



wsrod ktorych znajduje sie m.in. lek Zolgensma. Nalezy dodagé, ze aktualnie trwajg prace
w zakresie ustalenia wykazu Ministra Zdrowia, zawierajgcego ostateczny wybor
technologii o wysokim poziomie innowacyjnosci, ktéry bedzie podstawg do
zawiadomienia podmiotow odpowiedzialnych o mozliwosci sktadania wnioskéw
refundacyjnych w tym trybie. W zwigzku z powyzszym kwestia ew. objecia refundacja

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

Z powazaniem
z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu
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