Warszawa dnia 5 marca 2021r.

Pani

DOMINIKA JANISZEWSKA-KAJKA
IZBA GOSPODARCZA Zastepca Dyrektora
,FARMACJA POLSKA” Departamentu Lecznictwa

Ministerstwo Zdrowia

l.dz. 411-2021

dotyczy: projektu uchwaly Rady Ministrébw w sprawie przyjecia dokumentu
Plan dla Chorob Rzadkich — pre — konsultacje

Izba Gospodarcza ,FARMACJA POLSKA” wyraza swoje uznanie dla materialu
opracowanego w dokumencie Plan choréb rzadkich. Cieszy nas fakt, ze znalazly sie tam
analizy pozwalajagce na uporzadkowanie rynku lekéw w chorobach ultrarzadkich
i rzadkich a przede wszystkim skupily sie na nastepujacych zagadnieniach,
ktore od lat postulowaliémy i co do niektorych mamy nastepujace uwagi:

Zadanie 1.

Analiza w kierunku wprowadzenia wielokryterialnej analizy decyzyjnej (MCDA)
do formalnej oceny HTA lekéw w chorobach rzadkich

Bez uwag

Zadanie 2.
Okreélenie i wprowadzenie do ustawy o refundacji wysokoéci progu kosztu uzyskania

dodatkowego roku zycia skorygowanego o jako$c lekow zarejestrowanych w chorobach
rzadkich,

Bez uwag

Zadanie 3.

Wsparcie rozwoju i wykorzystania zaawansowanych instrumentéw podzialu ryzyka
(strona 53 Planu): Ministerstwo proponuje, aby mozna bylo w decyzjach o refundacji
umawiaé sie z wnioskodawcami na takie instrumenty dzielenia ryzyka, ktoére beda
uzaleznialy refundacje od konkretnych wynmikéw terapii / wynikéw zdrowotnych.
Ale przy okazji Ministerstwo chce wprowadzi¢ zréznicowanie okreséw obowigzywania
decyzji o refundacji. Nie jest dla nas jasne, czemu ma stuzy¢ ta zmiana (czy na przyklad
decyzje wydawane lgcznie z takim instrumentem jakoSciowym maja obowigzywac
krocej, zeby moc sprawdzié, czy produkt dziala? Czy moze dluzej, zeby da¢ sobie czas
na weryfikacje skuteczno$ci terapii?) Niewatpliwie wprowadzenie nowych,
odrebnych okres6w obowiazywania decyzji mocno zdestabilizuje system,
tak dla wnioskodawcéw, jak i dla pacjentéw. Dzisiaj wnioskujac o decyzje
o refundacje wiemy od razu, jak dlugo bedzie obowiazywala (o ile ja uzyskamy).

Zadanie 4.

Uproszczona procedura wnioskowania o refundacje lekow o niewielkim wplywie
na budzet platnika

(strona 54-55 Planu): Z opisu wynika, Ze uproszczenia mialyby w szczego6lnosci
dotyczy¢ samych analiz farmakoekonomicznych/analizy wplywu na budzet
(aczkolwiek by¢é moze beda dalsze uproszczenia proceduralne) w przypadku lekow
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o niewielkim wplywie na budzet. Pomyst wprowadzenia ulatwiefi proceduralnych
w przypadku refundacji takich produktéw nalezy ocenié pozytywnie, natomiast
nie bardzo rozumiemy, jak maja one pomdc w zwiekszeniu dostepnoéci pacjentdéw
do nowoczesnych terapii stosowanych w chorobach rzadkich i ultrarzadkich. Byé moze
mylimy sie, ale wydaje si¢ nam, ze zwykle sa to terapie jednak drogie i nawet przy
niewielkiej populacji pacjentéw ten wplyw na budzet moze byé¢ znaczniejszy niz
w przypadku szerzej stosowanych, ale bardzo tanich lekow. Ujecie wiec tego zadania
w polityce dotyczacej choréb rzadkich jest dla nas §rednio zrozumiate.

Zadanie 5.

Inne zadania wymagajace nowelizacji ustawy refundacyjnej

(strona 55-56 Planu): Ministerstwo (bardzo stusznie) chce odstgpié od wymogu
udowodnienia dostgpnosci w obrocie lekéw przy wnioskowaniu o refundacje; jednak
niestusznie ma to dotyczyé tylko niektérych  kategorii  produktéw,
np. radiofarmaceutykow i terapii personalizowanych. Tymczasem wymog skladania
dowodu dostepnodci leku w obrocie jest duzym utrudnieniem / klopotem przy
refundacji wszystkich lekéw stosowanych w chorobach rzadkich, ktére czesto musza
by¢ sprowadzane do polskiej hurtowni w iloéci jednego opakowania specjalnie po to,
by méc zlozy¢ wniosek o refundacje. O wiele bardziej zasadnym rozwigzaniem byloby
skltadanie oswiadczenia (razem z wnioskiem) o gotowo$ci zapewnienia dostepnoéci
produktu w razie uzyskania decyzji o refundacji;

Zadanie 6.

Opracowanie procedury rozszerzenia refundacji leku o dodatkowe pozarejestracyjne
wskazania ,choroby rzadkie”

(strona 58 Planu): Ministerstwo planuje opracowanie procedury rozszerzania
refundacji leku o dodatkowe wskazanie off-label w chorobie rzadkiej. Niepokoi nas
fakt, ze jest tu z gory przyjete zalozenie, ze beda to decyzje wydawane przez Ministra.
Zdrowia, jak sie zdaje, z urzedu (nie znaleZliémy w komentarzu do tego zadania
zadnego odniesienia do skltadania wniosku przez podmiot odpowiedzialny).
Tymczasem latanie dziur w dostepie pacjentéw do terapii choréb rzadkich poprzez
refundacje wskazan off - label moze spowodowaé watpliwosci dotyczace
odpowiedzialno$ci za ewentualne dzialania niepozadane u pacjentéw leczonych
taka niezarejestrowana (w tym wskazaniu) terapia. Nie bedzie przeciez za nie
odpowiadal producent, ktory nie zarejestrowat leku w danym wskazaniu;

Zadanie 7. Opracowanie zasad prowadzenia programéw CU

Zadanie 8. Opracowanie zasad prowadzenia PWD

Uwagi wspolne do 71 8

(strony 60 i 61 Planu): Ministerstwo bardzo stusznie chce uregulowaé procedure
wnioskowania i uzyskiwania zgody na tzw. compassionate use, czyli na dostep
pacjentow do niezarejestrowanych nigdzie lekéw, w sytuacjach ratujacych zycie. Nieco
bardziej dziwi nas pomysl uregulowania programéw wczesnego dostepu, a wiec
programéw stosowania lekéw juz zarejestrowanych, ale przed ich
refundacja. Te drugie obecnie tocza si¢ zupelnie swobodnie i nie wymagaja zadne;
ingerencji ze strony Ministerstwa, bo mowa tu jest o stosowaniu lekéw przed ich
objeciem refundacjg, ale zgodnie ze wskazaniami zarejestrowanymi - firmy czasami
sponsoruja wezesniejszy dostep pacjentow do takich produktéw, zeby przyspieszyé
leczenie i moéc juz lek pacjentom zaoferowaé w czasie trwania postepowania
refundacyjnego. Ale! Jednocze$nie Ministerstwo zastrzega, ze zardéwno compassionate
use, jak i programy wczesnego dostepu moga by¢ prowadzone wylacznie na koszt
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podmiotu odpowiedzialnego. Dotychczas zdarzalo sie, ze pacjent wystepowat
z wnioskiem o sfinansowanie mu ze §rodkéw publicznych leczenia lekiem
niedopuszczonym do obrotu w ramach compassionate use (na podstawie przepisow
ustawy o refundacji), teraz, jak rozumiemy, ma by¢ to wylaczone; ponadto programy
wezesnego dostepu sg niekiedy realizowane odplatnie, aczkolwiek za symboliczng
odplatno$cia, np. 1 zloty. Pytanie, czy taka formula bedzie jeszcze dopuszczalna
w sytuacji, gdy maja obowigzywaé przepisy wprost zastrzegajace, ze program
wezesnego dostgpu moze by¢ prowadzony wylgcznie na koszt firmy? Ingerencja
ustawodawcy zwlaszcza w obszar tych programéw wezesnego dostepu wydaje
sie zaskakujaca, poniewaz przepisy prawa juz obecnie pozwalaja sprowadzanie lekow
i wudostepnianie ich pacjentom w ramach normalnego, porejestracyjnego
ich stosowania.

Zadanie 9.

Wprowadzenie wskazania ,,choroba rzadka” wérod wskazan refundacyjnych, w ktérych
leki wydawane sa bezplatnie

Bez uwag

Zadanie 10.

Rozliczanie produktéw, glownie $rodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, stosowanych w trakcie hospitalizacji i sprowadzanych w ramach
procedury importu docelowego przez szpital

Bez uwag

Zadanie 11.

Rozliczanie produktéw, glownie Srodkéw spozywezych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, dla chorych wnioskujacych o import docelowy tych produktéow
indywidualnie

Bez uwag

Mimo, ze prace nad tym projektem trwaly kilka lat cieszymy sie, ze powstal dokument
obejmujacy wszystkie sprawy i zagadnienia interesujace dla wszystkich stron tj. branze
farmaceutyczng oraz pacjentow. Szkoda, ze czas na komentarze byt tak krotki.
Podsumowujgc: cele i zalozenia Planu dla Choréb Rzadkich sa stuszne i chwalebne,
ale szczegdly Planu zwlaszceza co do zmian w Ustawie o refundacji sa naszym zdaniem
mocno niepokojace i wymagaja dalszej dyskusji.

Z wyrazami szacunku,

Irena Rej W
Prezes Zarzadu 1zZby Gospodar Jzej
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