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Imperatyw etyczny:

Pomoc innemu w potrzebie jest
wpisana w nature cztowieka .....

Etyka a prawo.....
w przypadku choréb rzadkich polskie

prawo nie nadaza za naszg etyka
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LECZENIE CHOROB RZADKICH W UE

ROZPORZADZENIE (WE) NR 141/2000 PARLAMENTU EUROPEJISKIEGO I RADY

Z dnia 16 grudnia 1999 r.

w sprawie sierocych produktow leczniczych

PARLAMENT EUROPEISKI I RADA UNII EUROPEISKIE]D,

uwzgledniajac Traktat ustanawiajgcy Wspolnote Europejska, w szczegolnosc jego art. 95,
uwzgledniajgc wniosek Komisji[1],

uwzgledniajgc opinie Komitetu Ekonomiczno-Spotecznegol[2],

W punkcie 11 preambuty jasno podkresla wskazuje ze:

11) Choroby rzadkie zostaly wskazane jako obszar priorytetowy dziatania Wspdlnoty w
ramach dzialania w zakresie zdrowia publicznego; Komisja, w swym komunikacie dotyczacym
programu dziatania Wspdlnoty w zakresie chorob rzadkich w ramach dziatania w obszarze
zdrowia publicznego, podjela decyzje o przyznaniu chorobom rzadkim priorytetu w ramach
dziatan w zakresie zdrowia publicznego; Parlament Europejski oraz Rada przyjely decyzje nr
1295/1999/WE z dnia 29 kwietnia 1999 r. przyjmujgcg wspdlnotowy program dziatania w
dziedzinie rzadkich chorob w ramach dziatar w dziedzinie zdrowia publicznego (1999-2003)
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LECZENIE CHOROB RZADKICH W UE

1. Rada UE czerwca 2009 r. rekomendowata panstwom cztonkowskim ustanowienie

i realizacje Planow dla chorob rzadkich, najlepiej nie pdzniej niz przed koncem 2013
Zalecenie Rady w sprawie dziatan w dziedzinie rzadkich choréb z dnia 8 czerwca 2009 r. (2009/C 151/02)

2. KONSULTACIJE PUBLICZNE - RZADKIE CHOROBY: WYZWANIA STOJACE PRZED
EUROPA - w zakresie HTA wobec lekéw sierocych:

Ocena technologii medycznych w odniesieniu do lekow sierocych, ktdrg nalezy
wykonac przed ustaleniem ceny i refundacji jest nastepnym czynnikiem, ktory
odgrywa decydujaca role w opdznianiu dostepu pacjentéw do leczenia lub nawet w

uniemozliwianiu im skorzystania z niego.
Metody stosowane w ocenie efektywnosci kosztowej lekdw przeznaczonych do
leczenia czestych schorzen nie dotyczg lekow sierocych.

3. Obecnie w UE trwaja prace nad nowelizacjg dyrektywy transparentnosci.
Efektem bedzie zakaz ponownej oceny HTA w stosunku do lekow i technologii, ktore
uzyskaty status sierocego produktu medycznego wydany przez COMP przy EMA.
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Narodowe Plany dla Choréb Rzadkich
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Refundacja lekdw i technologii sierocych

Leki i technologie sieroce w COMP - choroby ultra-rzadkie prognoza
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Refundacja lekow i technologii sierocych

% chordb rzadkich posiadajacych oferte lekowa
1%

99%

. Rzadkie choroby dla ktérych zarejestrowano przynajmniej jeden leczniczy produl

. Rzadkie choroby bez oferty lekowej OMP
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Refundacja lekow i technologii sierocych w Polsce

% chorob rzadkich posiadajacych oferte lekowa

100/14

. Rzadkie choroby dla ktérych zarejestrowano przynajmniej jeden leczniczy produl

99%

. Rzadkie choroby bez oferty lekowej OMP

Wielokrotnie w Polsce okazuje sie, ze lek od lat stosowany jako skuteczny w
catej Europie, w Polsce uznany jest za nieskuteczny i nieefektywny klinicznie.
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ETYKA A PRAWO W LECZENIU CHOROB RZADKICH W POLSCE

Prawo nie nadaza za etyka:

1. Ustawa refundacyjna nie rozroznia OMP od lekow ,, powszechnych”

2. Konkluzje z debaty EUROPLAN - 11’2013 nie wdrozone

Zalecano dokonanie zmian ustawowych (ustawa refundacyjna) tak, aby AOTM, Komisja
Ekonomiczna i Minister Zdrowia nie stosowali wskaznikiem poziomu QALY przy ocenie i
decyzji refundacyjnej w stosunku do lekéw i technologii sierocych. Uznano iz, stosowanie
ograniczen optfacalnosci klinicznej wobec chorob rzadkich nie powinno mie¢ miejsca. Do
oceny i decyzji o refundacji zalecono stosowac podejscie egalitarne, a nie utylitarne, jak

wobec schorzen powszechnych. Analiza ekonomiczna dla lekow i technologii sierocych nie
ma zadnego uzasadnienia.

3. Stanowisko Zespotow Parlamentarnych w sprawie stosowania
kryterium ,,cost per QALY” nie respektowane
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Stanowisko

Parlamentarnego Zespotu ds. Chordb Rzadkich i Parl.mentarnego Zespotu ds.
Onkologii w sprawie kryterium wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku
zycia skorygowanego o jakos¢ (cost per QALY) i odnoszenia wynikow klasycznej
analizy ekonomicznej do progu optacalnosci

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

Zwazywszy, ie:

1. Brak ustawowych regulacji w zakresie choréb rzadkich (w tym rzadkich schorzen
onkologicznych), dotychczasowe doswiadczenia oraz wyraZne potrzeby
spoteczne idjce w élad za doktryng europejska, promujacy egalitarne podejécie
wobec choréb 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 dziatan Unii
Europejskiej w zakresie zdrowia publicznego;
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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 *2chnologii medycznych;

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

5. Pomimo korzystnych wynikdw ekonomicznego rozwoju kraju i $éredniego w skali
UE wskaZnika PKB per capita, w Polsce od lat notowany jest najnizszy poziom
refundacji lekow sierocych (OMP) w UE, co opdzZnia i ogranicza wyréwnanie
dostepu pacjentow cierpigcych na rzadkie choroby ro lekéw sierocych. Sposrad
94 zarejestrowanych przez COMP sierocych produktow medycznych, w Polsce
refundowane jest tylko 14.
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Zespdt Parlamentarny ds. Choréb Rzadkich wraz Parlamentarnym Zespotem ds.

Onkologii, z zaangazowaniem i w trosce o dobro oraz prawa polskich Pacjentow,

wykonujgc swoje parlamentarne regufaminowe zadania, rekemenduja Ministrowi

Zdrowia RP oraz podleglym mu organom i zespolom doradczym (AOTM i Komisja

Ekcnomiczna), aby do czasu nowelizacji ustawy refundacyjnej, we wszystkich

przypadkach toczacych sig i przyszych proceséw administracyjnych o objecie lekéw

refundacjg, wydajac decyzje administracyjna o objeciu refundacjg i ustaleniu urzedowej
ceny zbytu lekéw, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw 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 ktorym mowa w
art. 12 pkt. 13, przy czym rekomendowane odstapienie od stosowania w/w kryterium

dotyczy dotychczas nie refundowanej w Polsce technologii medycznej, w sprawie ktérej
zfozony zostat pierwszy wniosek o objecie refundacja, w danym wskazaniu medycznym,
ktérego zachorowalno$¢ nie przekracza wiecej niz 1 przypadek na 50 tysiecy
mieszkaricow fub ktérym dotknigte jest nie wiecej niz 700 oséb w kraju.

4
Ll e
Poset Barbata Czaplicka sel Alicja Dabrowska /

Przewodniczaca Przewodniczgca
Parlamentarnego Zespotu Parlamentarnego Zespotu
ds. ds.

Choréb Rzadkich Onkologii
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Konferencja Watch Health Care pokazata jak Polska jest prawnie i mentalnosciowo zacofana

w zakresie dostepu do lekdw sierocych.
,Innowacje w leczeniu chorob rzadkich, leki sieroce — ocena dostepnosci w Polsce” - Warszawa, 12.1V.2013

Dr Krzysztof tanda - Medexpres.pl

Ustawa wymaga od producentow lekdw sierocych analiz ekonomicznych i przewiduje
wytgcznie utylitarne podejscie do podejmowania decyzji refundacyjnych, czyli analiz
ekonomicznych dla lekéw sierocych z progiem optacalnosci na poziomie 3xPKB/osobe/QALY.

To wymaganie jest nieracjonalne, gdyz cena wiekszosci lekéw sierocych jest funkcja liczby
leczonych chorych, a nie oceny innowacyjnosci terapeutycznej leku, czyli jego efektywnosci
klinicznej wzgledem gtdwnych klinicznie istotnych punktow koncowych.

W przypadku technologii stosowanych w chorobach ultra rzadkich konieczne jest podejscie
egalitarne i wymaganie uzasadnienia ceny zamiast analizy ekonomicznej, ktdrej wartosé
informacyjna jest w tym przypadku nikta lub zadna.

Niestety w Polsce jak dotad nie zadbalismy wtasciwie o osoby cierpigce na choroby rzadkie i
ultra rzadkie, stawiajgc je poza nawiasem spoteczenstwa, co widac¢ po zapisach ustawy
refundacyjne;j.
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Dziekuje z uwage

Mirostaw Zielinski

www.rzadkiechoroby.pl



