Kielce, dn. 20.10.2014r.

Pan Bartosz Arfukowicz
Minister Zdrowia

Warszawa

Dziatajac na podstawie Uchwaty nr 1/ 2014 Zarzadu Stowarzyszenia Chorych na chorobe
Niemanna- Picka typ C, zwracam si¢ do Pana o niezwfoczne utworzenie programu lekowego
leczenie choroby Niemanna- Picka typ C z zastosowaniem produktu leczniczego Zavesca
( Miglustat).

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

- w ponad 45 krajach Swiata istniejg juz programy lekowe z zastosowaniem leku Zavesca ,
w tym w wiekszosci Parstw Unii

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

- nie ma alternatywnego leczenia, poniewaz Zavesca jest jedyna zarejestrowana terapig specyficzng

-literatura éwiatowa potwierdza ewidentnie skutecznosc leku Zavesca ( prace M.Patterson, A. Rolfs,
J. Wraith i inni.)

- opinie polskich specjalistow z dziedziny neurologii dzieciecej (B. Steinborn, M. Kaciriski, J. Wendorff)
- stanowisko Sejmowej Komisji ds. Chorob Rzadkich o utworzeniu ta kiego programu

- zaéwiadczenia Polskich neurologéw prowadzgcych troje dzieci z choroba NPC ktore otrzymuja
Zavesce 0 jej skutecznosci

- Konstytucyjne Prawo Ochrony Zdrowia

W 2011 r. ztozony zostat pierwszy wniosek przez Krajowego Konsultanta do Spraw Neurologii
o leczeniu dzieci z choroba NPC lekiem Zavesca, ktory przeszedt procedury i otrzymat pozytywng
opinie Prezesa AOTM. Program ten nie doczekat sig realizacji z powodu zmian w przepisach
{ wchodzita Ustawa Refundacyjna). Drugi wniosek o utworzenie tego programu zostat ztozony
w 2012r. przez podmiot odpowiedzialny. Procedura postepowa nia przy tym wniosku byta tyko fasada



za ktdrg kryta sie ewidentna nieche¢ Ministerstwa Zdrowia do utworzenia takiego programu.
Na potwierdzenie wymienic ,tu nalezy, takie przyktady jak:

- nie uwzglednianie i nie wziecie pod uwage, opinii Polskich i swiatowych 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 wspdtpracy 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 zwrdcono sie do naszego
stowarzyszenia o takie informacje)

- nie zlecono i nie prowadzono zadnych badan nad naszymi dzieémi chorymi na NPC ( AOTM
w swojej odmowie powotuje sie na jakies badania?)

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

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
ratujgce zycie utworzono, a w Polsce nie?

2. Prosimy o informacje na jakiej podstawie prawnej nasze dzieci z chorobg Niemanna- Picka typ C
nie mogg byc¢ skierowane na leczenie do Krajow 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 konca wrzesnia zmarto nam juz czworo dzieci !!!

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

Do wiadomoséci :

Sejmowa Komisja Zdrowia
Krajowy Konsultant do spraw Neurologii Dzieciecej /
Rzecznik Praw Pacjenta

Rzecznik Praw Obywatelskich

AW N



