Stanowisko

Parlamentarnego Zespotu ds. Choréb Rzadkich i Parl. mentarnego Zespotu ds.
Onkologii w sprawie kryterium wysokos$ci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku
zycia skorygowanego o jakosé (cost per QALY) i odnoszenia wynikéw klasycznej
analizy ekonomicznej do progu optacalnosci

Parlamentarny Zespot ds. Choréb Rzadkich oraz Parlamentarny Zespét ds. Onkologii,
majgc na uwadze, zaréwno aspekty merytoryczne, jak réwniez istotne potrzeby
spofeczne i zdrowotne polskich Pacjentéw, w rezultacie posiedzenia w dniu 9
wrzesnia 2014 roku, po zapoznaniu sig ze stanowiskami ekspertéw oraz przedstawicieli
srodowisk pacjentdw z zagadnieniem zastosowania w/w kryterium, jako czynnika
ograniczajgcego dostep pacjentéw do innowacyjnych terapii sierocych, zdecydowaly
sie zaja¢ stanowisko w sprawie.

Zwazywszy, 2e:

1. Brak ustawowych regulacji w zakresie choréb rzadkich (w tym rzadkich schorzen
onkologicznych), dotychczasowe doswiadczenia oraz wyrazne potrzeby
spoteczne idgce w $lad za doktryng europejska, promujacg egalitarne podejécie
wobec chordb rzadkich, wyrazang w konsultacjach, zaleceniach Rady i
przedmiotowych rozporzadzeniach UE ( {2009/C 151/02); Rozp. [WE] 141/2000)
wskazujg na potrzebe nowelizacji tzw. ustawy refundacyjnej;

’

2. Choroby rzadkie zostaty wskazane jako obszar priorytetowy dziatar Unii
Europejskiej w zakresie zdrowia publicznego;

3. Zaréwno zalecenia EUCERD, EUROPLAN, jak i przyjeta przez Ministra Zdrowia
struktura Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich zaktadajg potrzebe
zwigkszenia dostepu do innowacyjnych lekéw oraz *achnologii medycznych;

4. Stanowiska eksperckie oraz zalecenia z debaty EUROPLAN [l oraz Petycja
Kongresu Chordb Rzadkich i Lekow Sierocych, a takze wnioski krajowych
organizacji Pacjentow, wskazuja na spofecznie uzasadniong potrzebe
egalitarnego traktowania chordb rzadkich i niezbedne, zgota odmienne
finansowe podejscie do zagadnien efektywnosci kosztowej w ramach oceny
sierocych technologii medycznych (OMP - orphan medicinal product),
prowadzonej w ramach postepowan administracyjnych o objecie lekdw i
technologii sierocych refundacja;

5. Pomimo korzystnych wynikdw ekonomicznego rozwoju kraju i Sredniego w skali
UE wskaZnika PKB per capita, w Polsce od lat notowany jest najnizszy poziom
refundacji lekéw sierocych (OMP} w UE, co opdZnia i ogranicza wyrdwnanie
dostepu pacjentéw cierpigcych na rzadkie choroby Ao lekdw sierocych. Sposérad
94 zarejestrowanych przez COMP sierocych produktéw medycznych, w Polsce
refundowane jest tylko 14.



6. Ustawowa dyspozycja zaleca alokacjg oszczednosci wystepujacych po stronie
Narodowego Funduszu Zdrowia na leczenie Pacjentéw z wykorzystaniem
nowoczesnych technologii medycznych. Do takich zaliczajg sie OMP.

7. Dotychczasowe stanowiska Zespotu ds. Choréb Rzadkich dotyczace
rekomendowania refundacji nie znalazty odzwierciedlenia w kolejnych
obwieszczeniach Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych lekéw,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia 2, vieniowego oraz wyrobow
medycznych,

Zespot Parlamentarny ds. Choréb Rzadkich wraz Parlamentarnym Zespotem ds.
Onkologii, z zaangazowaniem i w trosce o dobro oraz prawa polskich Pacjentdw,
wykonujgc swoje parlamentarne regulaminowe zadania, rekomendujg Ministrowi
Zdrowia RP oraz podleglym mu organom i zespotom doradczym (AOTM i Komisja
Ekonomiczna), aby do czasu nowelizacji ustawy refundacyjnej, we wszystkich
przypadkach toczacych sig i przysztych proceséw administracyjnych o objecie lekow
refundacja, wydajac decyzje administracyjna o objeciu refundacja i ustaleniu urzedowej
ceny zbytu lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych, ktére na podstawie odrebnych przepiséw oznaczone zostaty
jako sierocy produkt leczniczy dla konkretnego wskazania medycznego (rejestracja
OMP przez COMP/EMA) lub przeznaczone sy do terapii konkretnych wskazan
onkologicznych w schytkowej fazie zycia, nie uwzgledniat kryterium, o ktérym mowa w
art. 12 pkt. 13, przy czym rekomendowane odstgpienie od stosowania w/w kryterium
dotyczy dotychczas nie refundowanej w Polsce technologii medycznej, w sprawie ktére;j
zfozony zostat pierwszy wniosek o objecie refundacja, w danym wskazaniu medycznym,
ktorego zachorowalno$¢ nie przekracza wiecej niz 1 przypadek na 50 tysiecy
mieszkaficow fub ktérym dotknigte jest nie wigcej niz 700 oséb w kraju.
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