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Szanowny Pan
Prof. dr hab. tukasz Szumowski
Minister Zdrowia

Szanowny Panie Ministrze,

Uczestnicy V Konferencji Naukowej poswieconej chorobie Niemanna-Picka typ C zwracaja
sig do Pana z apelem o utworzenie w Polsce Programu Lekowego , Leczenie choroby Niemanna
Picka typ C” z zastosowaniem produktu leczniczego Zavesca 100 mg (Miglustat).

Choroba Niemanna-Picka nalezy do grupy dziedzicznych chordb metabolicznych, znana
jest jako leukodystrofia albo choroba spichrzania lipidow (ttuszczéw), w ktdrej szkodliwe
produkty (lipidy) gromadzg sie w wielu narzgdach jak sledziona, watroba, ptuca, szpik kostny czy
mozg. Czesto zresztg niestusznie,nazywana jest” dzieciecym Alzhaimerem”. Ze wzgledu na
czestos¢ wystepowania zaliczana jest do tzw. chordb rzadkich.

W chorobie Niemanna-Picka typ C (istnieje jeszcze typ: A, B i D) postepujgce uszkodzenie
uktadu nerwowego powoduje postepujgce znikanie nabytych umiejetnosci prze pacjenta,
zmniejszanie jego zdolnosci poznawczych oraz postepowanie objawow neurologicznych takich
jak: zaburzenia ruchow gatek ocznych (gtéwnie w kierunku pionowym), ataksja, dysartria,
zaburzenia przetykania oraz utrate wzroku i stuchu. Stopniowo choroba prowadzi do $mierci.

Do niedawna nie byta znana zadna skuteczna metoda leczenia, a nawet spowalnienia
progresji choroby Niemanna-Picka. Obecnie jest w wielu krajach, w tym w krajach UE,

w chorobie Niemanna-Picka typ C z powodzeniem stosowany preparat o nazwie Zavesca
(Miglustat). U wiekszosci chorych obserwuje sie istotne spowolnienie postepu choroby. Niektére
objawy, jak zburzenia przetykania, zaburzenia rownowagi, wywotane choroba podstawowa,
powoli ustepuja.

Od 18.10.2000r. preparat Zavesca jest oznaczony jako tzw. ,lek sierocy” (stosowany
w leczeniu rzadkich chordb). Panie Ministrze! w marcu 2011r. Agencja Oceny Technologii
Medycznych zarekomendowata finansowanie ze $rodkéw publicznych $wiadczenia opieki
zdrowotnej” leczenie choroby Niemanna-Picka typu C z zastosowaniem substancji czynr.ej
miglustat (Zavesca)w ramach programu zdrowotnego”.
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Od tego czasu Ministerstwo Zdrowia odroczyto podjecie decyzji o zatwierdzeniu w/w
programu lekowego, réwnoczesnie informujac cztonkéw Stowarzyszenia Chorych na Niemanna
Picka i pokrewne choroby ze ,decyzja zostanie podjeta wkrétce”. Tymczasem po uptywie 2 lat od
pozytywnej rekomendacji AOTM tj. w dniu 17.06.2013r. zakoriczono postepowanie dotyczace
statusu refundacyjnego leku Zavesca ( Miglustat)decyzjg w ktérej Minister Zdrowia odmodwit
objgcia refundacji tego leku. Tak wiec, pomimo pomysinych i potwierdzonych rezultatéw terapii
tym lekiem w wielu krajach, zaréwno w Unii Europejskiej jak i w USA czy Kanadzie, osobom
cierpigcym na chorobe Niemanna-Picka typu C w Polsce, okoto 50 pacjentom i ich zrozpaczonym
rodzicom, nie dano zadnej szansy skazujgc ich tym samym na leczenie paliatywne. Kazdego roku
przedwczesnie umiera 3-4 chorych z ta choroba.

Postawa Ministerstwa Zdrowia na przetomie ostatnich lat, to jest od 2012r,gdy nie
wdrozono projektu programu lekowego dla pacjentéw z chorobg Niemanna-Picka typ C
przygotowanego w oparciu o pozytywng opinie prezesa AOTM z marca 2011r.i ponowne
skierowanie sprawy do AOTM przez MZ w 2013r, wskazuje na celowe przedtuzenie
postepowania, co w efekcie jest dziataniem na szkode chorych. Wykorzystywanie w ocenie
wnioskow refundacyjnych, dotyczacych leczenia chordb rzadkich instytucji AOTM, dziatajace;j
w mysl wytycznych HTA, jest niezgodne z zaleceniami UE.

Lek Zavesca jest zarejestrowany w leczeniu choroby NPC w UE od lutego 2009r.,a tym
samym i w Polsce, sam fakt rejestracji leku $wiadczy o jego skutecznosci w zakwalifikowanych
przypadkach klinicznych. Lek ten jest wymieniany jako terapia podstawowa w przypadku
pacjentéw wytypowanych zgodnie z wytycznymi i rekomendacjami leczenia pacjentéw
z chorobg Niemanna Picka typ C; zarowno w Kanadzie jak i w Unii Europejskiej (vide zafgczone
rekomendacje). Nalezy réwnoczesnie przytoczy¢ znane ministerstwu argumenty, ze:

® W ponad 45 krajach swiata lek Zavesca jest refundowany, w tym w wiekszosci Panstw
Unii,

e choroba NPC jest jedng z nielicznych juz rzadkich choréb lizosomalnych, w przypadku
ktorej w Polsce pomimo rejestracji leku Zavesca nie zagwarantowano dostepnosci do
leczenia dla pacjeritow,

® nie ma alternatywnego leczenia, poniewaz Zavesca jest jedyng zarejestrowang
terapia specyficzng,

e literatura swiatowa potwierdza skuteczno$¢ leku Zavesca( prace M. Patterson,A.Rolfs,
J.Wraith, Ginocchio, Stein i inni), a takze juz literatura polska m. in. B. Steinborn,

M. Zarowski,

* opinie polskich specjalistow z dziedziny neurologii dzieciecej potwierdzaja
skutecznosc tego leku (B.Steinborn,M.Kaciriski,J. Wendorff). w tym zaswiadczenia
polskich neurologéw prowadzacych troje dzieci z Chorobg NPC, ktére otrzymuja
Zavesce o jej skutecznosci,

® pozytywne stanowisko Sejmowej Komisji ds. Choréb Rzadkich o utworzeniu takiego
programu dla chorych z chorobg Niemanna Picka typ C,

¢ stanowisko Polskiego Towarzystwa Neurologdw dzieciecych z 19 marca 2013 r.,

* apel do ministra zdrowia prof. Arndt Rolfsa z 2 kwietnia 2014 r.,

e konstytucyjne prawo ochrony zdrowia. -

Pacjenci dotknigci rzadkimi chorobami, s3 réwnoprawnymi obywatelami
Rzeczpospolitej Polskiej, nie mogg zosta¢ wykluczeni jezeli chodzi o postep dokonujacy sie
w nauce i lecznictwie. Maja takie same prawa do leczenia jak kazdy inny pacjent. w polityce
zarowno Swiatowej jak i europejskiej jest szczeg6lny wymiar stosowania ,lekéw sierocych”:
w USA jest akt o lekach sierocych (Orphan Drug Act), w latach 90-tych przyjety go Japonia
i Australia, a w 1999r.Europa, rozporzadzeniem (WE numer 141/2000 o sierocych produktach
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leczniczych), chociaz kazdy kraj indywidualnie przechodzi odpowiednie procedury w celu
uzyskania warunkow refundacji i zwykle ustalenia ceny leku.

Ze wzgledu na specyfike lekéw iich przeznaczenie koszt ,,lekéw sierocy” jest wysoki.
Jednakze biorgc pod uwage ograniczona ilos¢ chorych sumaryczny budzet przeznaczony na ich
leczenie nie obcigzy drastycznie catkowitego budzetu przeznaczonego na ochrone zdrowia.
Nalezy pamietac ze bez leczenia u tych pacjentéw dochodzi do rozwoju powiktan
neurologicznych wymagajacych specjalistycznej opieki, hospitalizacji uzycia specjalistycznych
procedur wspomagajacych, co generuje dodatkowe, niepotrzebne koszty. Szybkie rozpoczecie
leczenia u tych chorych jest tym istotniejsze, ze choroba Niemanna Picka jest schorzeniem
postepujacym i kaze odroczenie rozpoczecia terapii powoduje rozwoj powiktan

Powstaje zatem pytanie: czy Ministerstwo Zdrowia nie popetnia w tej kwestii grzechu
zaniechania swiadomie wykluczajac lek dla pacjentéw z chorobg Niemanna-Picka typ C z listy
refundacyjnej, nie dajgc tym chorym zadnej szansy na dtuzsze zycie i zmniejszenie cierpienia,
a nawet na zahamowanie choroby?

Zatgczniki:

1. rekomendacje i wytyczne leczenia pacjentéw z chorobg NPC w Kanadzie i UE.
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