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Sz.P. Konstanty Radziwit
Minister Zdrowia
Warszawa

Szanowny Panie Ministrze zwracam sie do Pana z gorgcg prosba
0 wyrazenie zgody na spotkanie sie z dwiema osobami z Zarzgdu
Stowarzyszenia Chorych na Niemanna- Picka typ C. Jako Stowarzyszenie
od 2009r. czynimy starania i dobijalismy sie do poprzednich Ministrow
z prosba o wystuchanie i pomoc dla naszych dzieci. Niestety oprocz
obietnic i zwodzenia nic nie uzyskaliSmy w naszych staraniach ,
a ponadto Zzaden z Ministrow Zdrowia petnigcy te funkcje nigdy nie miat
czasu ,aby sie z nami spotkac i wystuchac.
Na przestrzeni tych 6-lat dwukrotnie byly podejmowane préby
utworzenia programu lekowego z zastosowaniem leku Zavesca dla dzieci
z chorobg Niemanna- Picka typ C. Postawa Ministerstwa w trakcie
realizacji t/z procedur byfa jedna wielkg farsg i zarazem wyrazata
stosunek Ministerstwa Zdrowia i troske o dzieci potrzebujgce ratunku.
Jako Stowarzyszenie dysponujemy odpowiednim materiatem
dowodowym w tej kwestii.

Szanowny Panie Ministrze liczymy na to, ze w przeciwienstwie
do Pana poprzednikdw bedzie miat Pan czas nas wystuchac i nam
pomdac.

Z wyrazami szacunku
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Kielce, dn. 20.10.2014r.

Pan Bartosz Arfukowicz
Minister Zdrowia

Warszawa

Dziatajac na podstawie Uchwaly nr 1/ 2014 Zarzadu Stowarzyszenia Chorych na chorobg
Niemanna- Picka typ C, zwracam sie do Pana o niezwloczne utworzenie programu lekowego
Jleczenie choroby Niemanna- Picka typ C z zastosowaniem produktu leczniczego Zavesca
( Miglustat).

Argumenty przemawiajgce za natychmiastowym powstaniem takiego programu lekowego , to:
-lek Zavesca jest zarejestrowany w leczeniu choroby NPC w U E, a tym samym i w Polsce

- w ponad 45 krajach Swiata istniejg juz programy lekowe z zastosowaniem leku Zavesca ,
w tym w wiekszo$ci Paristw Unii

-choroba NPC jest jedna z nielicznych juz rzadkich chordb lizosomalnych, w przypadku ktérej w Polsce
pomimo rejestracji leku Zavesca nie zagwarantowano dostepnosci do leczenia dla pacjentow

- nie ma alternatywnego leczenia, poniewaz Zavesca jest jedyng zarejestrowana terapia specyficzng

-literatura $wiatowa potwierdza ewidentnie skuteczno$¢ leku Zavesca ( prace M.Patterson, A. Rolfs,
J. Wraith iinni.)

- opinie polskich specjalistow z dziedziny neurologii dzieciecej (B. Steinborn, M. Kacinski, J. Wendorff)
- stanowisko Sejmowej Komisji ds. Chordb Rzadkich o utworzeniu takiego programu

- zaswiadczenia Polskich neurologdéw prowadzgcych troje dzieci z choroba NPC ktdre otrzymujg
Zavesce o jej skutecznosci

- Konstytucyjne Prawo Ochrony Zdrowia

W 2011 r. zlozony zostat pierwszy wniosek przez Krajowego Konsultanta do Spraw Neurologii
o leczeniu dzieci z chorobg NPC lekiem Zavescy, ktéry przeszedi procedury i otrzymat pozytywng
opinig Prezesa AOTM. Program ten nie doczekal sie realizacji z powodu zmian w przepisach
{ wchodzita Ustawa Refundacyjna). Drugi wniosek o utworzenie tego programu zostat zlozony
w 2012r, przez podmiot odpowiedzialny. Procedura postepowania przy tym wniosku byla tyko fasadg



za ktorg kryta sig ewidentna nieche¢ Ministerstwa Zdrowia do utworzenia takiego programu.
Na potwierdzenie wymieni¢ ,tu naleiy, takie przykiady jak:

- nie uwzglednianie i nie wzigcie pod uwage, opinii Polskich i $wiatowych uczonych specjalistow
w tej dziedzinie

- nie uwzglednienie propozycji cenowej podmiotu odpowiedzialnego w tzw. negocjacjach cenowych

- nie poddano klasyfikacji chorych dzieci z/w na ich stan zdrowia, (brak wspétpracy z o$rodkami
specjalistycznymi, takimi jak: Oddziat Choréb Metabolicznych i Poradnia Choréb Metabolicznych
w CZD Warszawa, czy Instytut Psychiatrii, Neurologii i Genetyki w Warszawie ul. Sobieskiego)

- brak wiedzy na temat stanu ilosciowego chorych na NPC ( nie zwrécono sie do naszego
stowarzyszenia o takie informacje)

- nie zlecono i nie prowadzono zadnych badan nad naszymi dzie¢mi chorymi na NPC ( AOTM
w swojej odmowie powoluje sie na jakieé badania?)

Brak rzetelnosci i profesjonalnego podejscia ze strony Ministerstwa Zdrowia w trakcie
realizacji tzw. procedur, byly ewidentnie widoczne. Szczegdlnie boli nas przedstawiony w odmowie
Ministerstwa argument , ze , koszty leczenia sg nie wspéimiernie wysokie w stosunku do efektéw
leczenia”. Jest to argument tragiczny i absolutnie nie do przyjecia. Jako minister Zdrowia ma Pan
odpowiednie instrumenty wiadzy, ktére pozwalaja Panu taki program w Polsce utworzyc.

Na koniec prosimy o udzielenie odpowiedzi na nastepujgce pytania:

1. Dlaczego w wiekszosci krajow UE lek Zavesca uznano za skuteczny i w efekcie programy lekowe
ratujace zycie utworzono , a w Polsce nie?

2. Prosimy o informacje na jakiej podstawie prawnej nasze dzieci z chorobg Niemanna- Picka typ C
nie mogg by¢ skierowane na leczenie do Krajéw UE , gdzie lek jest refundowany?

3. Jak odmowna decyzja MZ wobec powyzszych argumentéw ma sie do Konstytucyjnej Zasady
Ochrony Zdrowia?

Czas jest nieubtagalnym wrogiem choroby naszych dzieci, w tym roku ,
czyli do korica wrze$nia zmarto nam juz czworo dzieci !!!

Na co czeka Minister Zdrowia ,a zarazem lekarz pediatra i na co liczy?



Sz. P. Renata Janik
Posel na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowna Pani Poset !

Zwracam sie do Pani z prosbg w imieniu wiasnym i wszystkich dzieci naszego
Stowarzyszenia o0 pomoc i wstawienie sie za nami w kwestii uruchomienia programu
lekowego dla chorych z Chorobg Niemanna-Picka typ C. W dniu 19 grudnia 2013 r.
otrzymatem z Ministerstwa Zdrowia pismo , ktdre jest negatywng i zarazem koncowg
decyzjg na ztozony wniosek przez podmiot odpowiedzialny o objecie refundacjag
produktu leczniczego Zavesca (miglustat) w ramach programu lekowego ,,Leczenie
choroby Niemanna-Picka typ C”

Dodajmy, Zze ta negatywna decyzja jest zarazem wyrokiem dla tych nieszczesliwych
dzieci skazujgca ich na powolne umieranie. Jest tez dramatem ich rodzicow, ktérzy
uwierzyli w panstwo, kiedy Ministerstwo Zdrowia w pazdzierniku 2011 r. dato nam
nadzieje, ze taki program powstanie.

Odmowa objecia refundacjg leku Zavesca nastgpita jak wynika z decyzji po
uwzglednieniu  wymienionych trzynastu kryteriow w tym oferty cenowej
Whioskodawcy, ktérg Ministerstwo nie zaakceptowat w wyniku negocjacji.

Pragne odniesc¢ sie do niektdrych sformutowan uzasadniajgcych odmowe.

W trakcie negocjacji cenowych, to Zespdt Negocjacyjny zaproponowat cene Zaveski ,
ktora zostata przez Wnioskodawce zaakceptowana ( a w odmowie Ministerstwo
przekreca fakt). To ,ze pozniej komitet ekonomiczny w sktad ktérego wchodzity
0soby negocjujgce cene nie zaakceptowat swojej propozycji , to juz inna sprawa i
ewidentnie potwierdza nieche¢ do powstania programu lekowego dla dzieci z choroba
NPC. Swiadczy , to takze o pewnych mechanizmach w podejmowaniu decyzji o
umieszczeniu badz nie danego leku n liscie refundacyjnej, a procedury , to tylko
formalnosc.

W Zadnym z wczesniejszych oficjalnych stanowisk Ministerstwa jak i w obecnej
odmowie nigdzie nie ma wzmianki , ze w 2011 r. Prezes AOTM wydat pozytywna
opinie w przedmiotowej sprawie , co bytlo zgodne z pierwszym wnioskiem o
refundacje leku Zavesca ztozonym przez Krajowego Konsultanta ds. Neurologii
Dzieciecej, aby stworzy¢ ten program lekowy i przez okres trzech lat monitorowac
jego efekty.

Czytajgc dalej uzasadnienie jest informacja, ze ,, wyniki otrzymane podczas
prowadzonych przez AOTM oceny wniosku wskazujg, ze zastgpienie terapii
standardowej ( leczenie objawowe i fizjoterapia) leczeniem produktem Zavesca nie
przynosi istotnych korzysci dla pacjentow w zakresie poprawy jakosci zycia
i rokowania” jest wielkim nagieciem ze strony AOTM-u.

Choroba NPC jest jedng z nielicznych juz rzadkich chordb lizosomalnych
w przypadku, ktdrej w Polsce pomimo rejestracji leku Zavesca nie zagwarantowano
dostepnosci do leczenia dla pacjentdw. Obecne leczenie objawowe i paliatywne w
niczcym nie wplywa na zmniejszenie postepu Kklinicznie istotnych objawdw



neurologicznych. Czy paliacja ma przyczynic sie do poprawy zycia, funkdji
neurologicznych czy rokowan !!!
W tejze odmowie jest informacja, ze AOTM zajmowat sie jedynym dostepnym
badaniem RTC i ktore starat sie analizowac pod wzgledem skutecznosci leku.
Przy tej okazji pragne zadac¢ nastepujace pytania: dlaczego zadne z pieciorga dzieci
naszego Stowarzyszenia, ktore biorg lek Zaveska (sponsoring, fundacje) mniej lub
wiecej , nigdy nie zostaty objete badaniem przez Ministerstwo w okresie realizacji
tzw. procedur nad powstaniem programu lekowego. Co to za badanie RTC, na ktére
w odmowie decyzji powotuje sie Ministerstwo i kogo ono dotyczyto? Dlaczego
zupetnie zostaty zignorowane opinie polskich specjalistdw stwierdzajacych
skutecznosc¢ leku Zavesca? (kopie w zatgczeniu).
Literatura Swiatowej stawy specjalistow ( Prof. Patterson, Rolfs, Wraith i inni)
zajmujacy sie chorobg NPC jest w przedmiotowej sprawie jednoznaczna.
Co do finanséw , co jest kluczem naszego problemu, to nalezy stwierdzi¢, ze nie ma
mozliwosci wykazania efektywnosci kosztowej w przypadku chordb rzadkich tak samo
jak nie ma mozliwosci prowadzenia badan klinicznych na wiekszg skale. Gdy po raz
pierwszy ztozony byt wniosek przez Krajowego Konsultanta d.s. Neurologii w
2011r.,po przejsciu tzw. Procedur i konsultacji spotecznych, na stronie ministerialnej
ukazat sie projekt programu terapeutycznego dla dzieci z NPC z zastosowaniem
Zaveski, a rzecznik Ministerstwa na antenie TVN obwiescit, ze taki program
powstanie jeszcze w pazdzierniku 2011r.Potem nastgpita cisza , ktéra trwa do dzis.
Rozbudzono tym samym nadzieje na zmiane losu naszych cierpigcych dzieci, a w
efekcie okrutnie nas oszukano. Dlaczego ?
Programy lekowe z zastosowaniem leku Zavesca w leczeniu choroby NPC s3g juz w 44
krajach $wiata w tym wielu z Unii Europejskiej, poniewaz nie ma alternatywnych ,
farmakologicznych metod leczenia tej choroby.
Odbierajgc prawo leczenia, odbiera sie naszym dzieciom prawa spoteczne. W oparciu
o prawa konstytucyjne nikt nie ma prawa dokonywa¢ wykluczenia spotecznego
chorych na chorobe Niemanna- Picka typ C.
Stowarzyszenie nasze liczy trzydziestu chorych z tego okoto 12-15 oséb kwalifikowato
by sie do leczenia Zavescg. Pozostate osoby sg juz na etapie bardzo zaawansowanej
choroby. Czas jest nieubtaganym wrogiem, tylko w tym roku zmarto czworo dzieci!
Dlatego biorgc pod uwage powyzsze fakty prosze Panig o pochylenie sie nad
dramatem naszych dzieci.

Z wyrazami szacunku

Prezes Stowarzyszenia Jerzy Szydtowski
Kielce,dn.20.11.2014r.



