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W odpowiedzi na pismo z dnia 20 pazdziernika 2014 r. (data wptywu: 27 pazdziernika
2014 r.) w sprawie utworzenia programu lekowego ,Leczenie choroby Niemanna-Picka
typu C z zastosowaniem produktu leczniczego Zavesca (miglustat)” uprzejmie
informuje, ze w 2012 r. zostat ztozony wniosek o objecie refundacja i ustalenie ceny
urzgdowej produktu leczniczego Zavesca (miglustat) w ramach programu lekowego
»Leczenie choroby Niemanna-Picka typu C z wykorzystaniem substanciji czynnej
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miglustat™.

Kwestie zwigzane z refundacjg poszczegéinych technologii lekowych reguluje ustawa
zdnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696
z pdzn. zm.). W mysl tej ustawy Minister Zdrowia podejmuje decyzje w przedmiocie
refundacji produktéw leczniczych majac na uwadze uzyskanie jak najwiekszych
efektow zdrowotnych wramach dostepnych $rodkéw publicznych, uwzgledniajgc
szereg pomocniczych (lecz nie restrykcyjnych) kryteriow:

1) stanowisko Komisji Ekonomiczne;j;
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2) rekomendacje Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych;

3) istotnos¢ stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacija;

4) skuteczno$c kliniczng i praktyczna;

5) bezpieczeristwo stosowania;

6) relacje korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania:

7) stosunek kosztéow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekéw, $rodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym;

8) konkurencyjno$é cenowsg;

9) wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze
$rodkéw publicznych i $wiadczeniobiorcow:

10) istnienie  alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy
o $wiadczeniach, oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa
stosowania;

11) wiarygodno$c¢ i precyzje oszacowan kryteriow, o ktérych mowa w pkt 3-10;

12) priorytety zdrowotne okreslone w przepisach wydanych na podstawie art. 31a
ust. 2 ustawy o $wiadczeniach;

13) wysokos$¢ progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
0 jakos¢, ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto
na jednego mieszkanca, o ktérym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26
pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania wartosci rocznego produktu
krajowego brutto (Dz. U. Nr 114, poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817),
a w przypadku braku mozliwo$ci wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia

- biorgc pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym
procedury medyczne, ktore moga by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, Srodek
spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrob medyczny.

W rekomendacji nr 120/2012 z dnia 26 listopada 2012 r. Prezes Agencji Oceny
Technologii Medycznych, w $lad za stanowiskiem Rady Przejrzystosci, nie
zarekomendowat objecia refundacja przedmiotowego produktu leczniczego. Powyzsze
podyktowane zostato trudnymi do jednoznacznej interpretacji danymi o efektywnosci
klinicznej miglustatu oraz bardzo wysokim kosztem terapii. Na chwile prowadzenia prac
przez Agencje Oceny Technologii Medycznych w jedynym dostepnym badaniu RCT
zaobserwowano istotng statystycznie poprawe tylko w odniesieniu do: redukcji



poziomego ruchu sakadowego gatek ocznych (HSEM) oraz probleméw z potykaniem.
W przedmiotowym badaniu nie ulegta poprawie ostro§¢ stuchu (niepogorszenie),
wskaznik (uposledzenia) poruszania sie (SAl) oraz zmiana 22 punkty w skali MMSE
(krotka skala oceny stanu psychicznego) oceniajgcej funkcje poznawcze, dodatkowo
w odniesieniu do wigkszoéci parametréow nie okre$lono istotnosci statystycznej
zaobserwowanych zmian. Jak przywotuje w swojej opinii Prezes Agencji dodatkowo
trudno jednoznacznie stwierdzi¢, czy uwzglednione punkty korncowe przektadaja sie na
rzeczywistg poprawe jakosci zycia pacjentow z chorobg Niemanna - Picka typu C (NP-
C). Wyniki otrzymane podczas prowadzone] przez Agencje Oceny Technologii
Medycznych oceny wniosku wskazujg, iz zastagpienie terapii standardowej (leczenie
objawowe i fizjoterapia) leczeniem produktem Zavesca nie przynosi istotnych korzysci
dla pacjentéw w zakresie poprawy jakosci zycia i rokowania. W analizach dotaczonych
do wniosku o objecie refundacjg przedmiotowego leku nie wykazano istotnie
statystycznego wptywu na funkcje bezposrednio przektadajace sie na zachowanie lub

poprawe samodzielnosci pacjenta.

Dodatkowo pragne nadmienié, iz wnioskowana technologia medyczna byla juz
przedmiotem prac Agencji w 2011 r. Uzyskata negatywna opinie Rady Konsultacyjnej
(Stanowisko RK Nr 28/2011 z dnia 29.03.2011 r.) oraz warunkowg rekomendacje
Prezesa AOTM (rekomendacja nr 20/2011 z dnia 29 marca 2011 r.) na okres 3 lat, pod
warunkiem obnizenia ceny leku Ilub partycypacji podmiotu odpowiedzialnego

w kosztach leczenia.

W oparciu o wszystkie kryteria w art. 12 ustawy o refundacji lekéw, w tym oferte
cenowg stanowigca wynik negocjacji z Zespotem Negocjacyjnym Komisji
Ekonomicznej z Wnioskodawca, w $wietle w/w rekomendacji Prezesa AOTM, Minister
Zdrowia nie zaakceptowat propozycji cenowej Wnioskodawcy i wydat w dniu 17
czerwca 2013 r. decyzje, w ktdrej postanowit odmowi¢ objecia refundacja i ustalenia
urzedowej ceny zbytu leku Zavesca. W dniu 29 listopada 2013 r. Minister Zdrowia
utrzymat w mocy decyzje o odmowie objecia refundacja i ustalenia ceny urzedowej

leku Zavesca.

Uprzejmie informuje, iz zgodnie z art. 24 ust. 1 pkt. 1 ustawy o refundacji lekow,
Whioskodawca moze ztozyé do ministra wlasciwego do spraw zdrowia wniosek
o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu leku. Nalezy podkreslié, iz art. 2
pkt 27 przedmiotowej ustawy definiuje Wnioskodawce jako: podmiot odpowiedzialny,

przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego, podmiot uprawniony do importu



réwnolegtego w rozumieniu ustawy z dnia 6 wrzeénia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne,
wytworce wyrobéw medycznych, jego autoryzowanego przedstawiciela, dystrybutora
albo importera, w rozumieniu ustawy z dnia 20 maja 2010 r. o wyrobach medycznych
(Dz. U. Nr 107, poz. 679), a takze podmiot dziatajgcy na rynku spozywczym. Tym
samym jedynie na podstawie wniosku ztozonego przez ww. podmioty Minister Zdrowia
moze podjgé dzialania majgce na celu wydanie decyzji administracyjnej

w zakresie objecia refundacjg leku Zavesca.

Nalezy réwniez wskazaé, ze przepis art. 26 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
swiadczeniach opieki zdrowotne;j finansowanych ze §rodkéw publicznych (t.j. Dz. U. z
2008 r. Nr 164, poz. 1027 z p62zn. zm.), na podstawie ktorego odbywa sie kierowanie
pacjentow do przeprowadzenia poza granicami Polski leczenia, ktére nie jest
wykonywane w kraju, nalezy interpretowaé w ten Sposob, Zze odnosi sie on do leczenia,
ktdre de facto (aktualnie) nie jest przeprowadzane w Polsce, lecz jednoczesnie nalezy
do swiadczen gwarantowanych.

Na mocy ostatniej nowelizacji ww. ustawy (z 10 pazdziernika br.), ktéra weszta w zycie
15 listopada br., przepis art. 26 zostat zastgpiony przepisem art. 42j, w ktérym ww.
zasada zostata zapisana wprost.

W zwigzku z powyzszym wnioski dotyczace skierowania przez Prezesa NFZ na
leczenie nienalezgce do $wiadczen gwarantowanych, jakim jest leczenie

Z zastosowaniem leku Zavesca, nie kwalifikuja sig do pozytywnego rozpatrzenia.
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