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STANOWISKO FUNDACJI MUKOBOHATEROWIE
w stosunku do komunikatu Ministra Zdrowia z dnia 30 wrze$nia 2024 r.
w sprawie lekéw niepodlegajacych finansowaniu w ramach RDTL

Dziatajac w imieniu Fundacji Mukobohaterowie z siedzibg w Lesznie przy ul. Armii Krajowej 2/16,
wpisanej do Rejestru przedsiebiorcéw oraz Rejestru stowarzyszen, innych organizacji spotecznych
i zawodowych, fundacji oraz samodzielnych publicznych zaktadéw opieki zdrowotnej Krajowego
Rejestru Sgdowego prowadzonego przez Sad Rejonowy Gdansk-Pétnoc w Gdansku, VII Wydziat
Gospodarczy Krajowego Rejestru Sadowego pod numerem KRS 0000925833, NIP: 5833437752
(dalej jako: ,Fundacja”), pragne:

e przekazaé stanowisko Fundacji odnoszace si¢ do komunikatu Ministra Zdrowia z dnia
30 wrzeénia 2024 r. w sprawie produktow leczniczych niepodlegajacych finansowaniu
w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL), znak
pisma PLD.4731.3.2024.AK (dalej jako: ,Komunikat”) w zakresie w jakim dotyczy leku
Kaftrio (iwakaftor, tezakaftor oraz eleksakaftor) oraz Kalydeco (iwakaftor).

Zgodnie z aktualng trescig Komunikatu mozliwos¢ zastosowania leku Kaftrio w procedurze RDTL,
o ktérej mowa w art. 47d Ustawy o swiadczeniach', zostata ograniczona poprzez wykluczenie
wskazania: leczenie mukowiscydozy w ramach terapii skojarzonej z zastosowaniem preparatow
zawierajgcych iwakaftor, tezakaftor oraz eleksakaftor u pacjentéw w wieku co najmniej 6 lat
i starszych, ktérzy posiadaja co najmniej jedna mutacje F508del w genie CFTR.

' Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych
(tj. Dz.U. z 2024 r. poz. 146 ze zm.) — zwana: ,Ustawg o $wiadczeniach”.
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Powyzsze bylo konsekwencjg wydania rekomendacji nr 113/2022 z dnia 28 listopada 2022 r. Prezesa
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (dalej jako: ,Agencja”), w ktorej
zarekomendowano objecie refundacjg leku Kaftrio (iwakaftor, tezakaftor, eleksakaftor) stosowanego
w skojarzeniu z Kalydeco (iwakaftor) w ramach programu lekowego B.112. Leczenie chorych na
mukowiscydoze (ICD-10: E84) we wskazaniu: pacjenci w wieku co najmniej 6 lat homozygotyczni pod
wzgledem mutacji F508del genu CFTR lub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del
Z mutacjg o minimalnej wartosci funkcji (MF) genu CFTR pod warunkiem pogtebienia instrumentu
dzielenia ryzyka oraz zaproponowania dodatkowego instrumentu dzielenia ryzyka zabezpieczajgcego
catkowity wptyw na budzet platnika.

Jak wskazano w komunikacie Ministra Zdrowia w sprawie finansowania lekéw Kaftrio i Kalydeco
w leczeniu mukowiscydozy w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych
z dnia 10 listopada 2023 r.:

~Podmiot odpowiedzialny zwrécit sie do Ministra Zdrowia z wnioskiem o umorzenie
postepowari o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu dla lekéw Kaftrio oraz
Kalydeco we wnioskowanym wskazaniu, wszczetym na podstawie wniosku o objecie refundacjg
zgodnie z art. 24 ust. 1 pkt 1) ustawy o refundacji. Minister Zdrowia, uwzgledniajac Zadanie strony,
umorzyt postepowania w dniu 26 paZdziernika 2023 r. W swietle powyzszego produkty lecznicze
Kaftrio i Kalydeco zostaly objete wykazem produktéow leczniczych niepodlegajacych
finansowaniu w ramach procedury RDTL we wnioskowanych wskazaniach.”

Majgc powyzsze na wzgledzie, chciatbym wskazaé, iz w dniu 7 listopada 2024 r. w Biuletynie
Informacji Publicznej Agencji opublikowana zostata rekomendacja nr 119/2024 Prezesa Agenciji
w sprawie oceny leku Kaftrio (iwakaftor + tezakaftor + eleksakaftor) stosowanego w skojarzeniu
z Kalydeco (iwakaftor) w ramach programu lekowego ,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-
10: E84)", w ktdrej wskazano, co nastepuije:

~Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Kaftrio (iwakaftor +
tezakaftor + eleksakaftor) stosowanego w skojarzeniu z Kalydeco (iwakaftor) w programie lekowym
B.112. ,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)” wyfacznie w nastepujacych
populacjach pacjentow:

o w wieku od ukoriczonego 2. r.z. do ukoriczenia 12. r.z. z mutacja typu F/F lub F/MF,
o w wieku od ukoriczonego 12. r.z. z mutacja typu F/RF lub F/G,

pod warunkiem ustalenia nie mniej korzystnych dla platnika publicznego warunkow finansowych
(mechanizmy RSS) wobec aktualnie (od kwietnia 2024 r.) obowiazujacych dla catego refundowanego
portfolio produktdw leczniczych wnioskodawecy.

Prezes nie wskazuje dodatkowych warunkdw objecia refundacja, o ktdrych mowa w art. 35 ust. 8a
ustawy o refundacji lekéw, srodkdw spoZywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych (ustawa o refundacji)”.

Tym samym aktualna rekomendacja Prezesa Agencji w sprawie zasadnosci objecia refundacja
lekéw Kaftrio i Kalydeco:

e obejmuje szersza populacje pacjentéw niz ta, o ktérej byla mowa w rekomendacji
Prezesa Agencji nr 113/2022 z dnia 28 listopada 2022 r., oraz



e dotyczy takze czesci pacjentéow wykluczonych z dostepu do terapii finansowanej
w ramach RDTL, tj. pacjentéw w wieku co najmniej 6 lat i starszych, ktérzy posiadaja
co najmniej 1 mutacje F508del w genie CFTR,

atym samym w jej skutek nie powinno dochodzi¢ do dalszego ograniczania dostepu do terapii.

Pragne dodac, ze procedura RDTL, zgodnie z art. 47d Ustawy o swiadczeniach, zostata wprowadzona
w celu umozliwienia dostepu do technologii medycznych w szczegdélnych przypadkach, gdy nie sg
one dostepne w ramach standardowego finansowania. Wprowadzenie procedury RDTL miato za
zadanie eliminowac bariery systemowe, ktére moglyby uniemozliwi¢ zastosowanie skutecznej terapii
w krytycznych momentach, szczegodlnie u pacjentow, dla ktdrych inne opcje leczenia sg niedostepne
lub nieskuteczne. Petni on swego rodzaju funkcje zabezpieczajgca, umozliwiajgc dostep do terapii w
kluczowych dla pacjenta momentach.

W zwiazku z tym, aby zapewni¢ spojnos¢ systemu ochrony zdrowia, transparentnosé dziatan
instytucji publicznych oraz dostep do bezpiecznej i skutecznej terapii dla chorych
z mukowiscydozg, komunikat Ministra Zdrowia w sprawie produktéw leczniczych
niepodlegajgcych finansowaniu w ramach procedury RDTL, wydawany na podstawie art. 47f
ust. 4 Ustawy o $wiadczeniach, powinien zostaé zaktualizowany w zakresie mozliwosci
finansowania leku Kaftrio i Kalydeco poprzez wykreslenie ww. lekéw z tego wykazu.

adw. Marcin Pieklak



