PLD.4731.5.2023.AK
Warszawa, 09 listopada 2023

Komunikat Ministra Zdrowia w sprawie finansowania lekéw Kaftrio i Kalydeco
w leczeniu mukowiscydozy w ramach procedury ratunkowego dostepu do

technologii lekowych

Minister Zdrowia informuje, ze produkty lecznicze Kaftrio (iwakaftor +
tezakaftor + eleksakaftor) oraz Kalydeco (iwakaftor) nie bedg mogty podlegaé
finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii
lekowych (,RDTL”), w wskazaniu: pacjenci w wieku co najmniej 6 lat
homozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del genu CFTR Ilub
heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del z mutacjag o minimalnej
wartosci funkcji (MF) genu CFTR. Pacjenci, ktérzy rozpoczeli leczenie w ramach
RDTL majg mozliwos¢ kontynuacji terapii.

Firma Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z o0.0. ztozyta wniosek o objecie
refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu dla powyzszych lekéw w
powyzszym wskazaniu. W dniu 28 listopada 2022 r. powyzsze produkty
lecznicze otrzymaty warunkowa rekomendacje Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji dotyczaca zasadnosci finansowania w/w
lekow ze $rodkéw publicznych w opisanym wyzej wskazaniu, z zastrzezeniem
dotyczacym pogtebienia zaproponowanego instrumentu dzielenia ryzyka oraz
zaproponowania dodatkowego mechanizmu podziatu ryzyka zabezpieczajacego
catkowity wptyw na budzet ptatnika. W toku prowadzonych negocjacji
cenowych przedstawione propozycje mechanizméw podziatu ryzyka byty
niemozliwe do zaakceptowania przez Ministra Zdrowia, a wiec warunki

finansowe okreslone przez Prezesa Agencji w rekomendacji nie zostaty
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wypetnione. Podmiot odpowiedzialny zwrécit sie do Ministra Zdrowia z
wnioskiem o umorzenie postepowan o objecie refundacja 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, uwzgledniajgc zadanie strony, umorzyt
postepowania w dniu 26 pazdziernika 2023 r.

W swietle powyzszego produkty lecznicze Kaftrio i Kalydeco zostaty objete
wykazem produktéw leczniczych niepodlegajgcych finansowaniu w ramach
procedury RDTL we wnioskowanych wskazaniach. System RDTL jest
ekstraordynaryjnym system dostepu do refundacji dla indywidulanych
pacjentéw i nie moze funkcjonowac w zastepstwie refundacji systemowe;.
Nalezy podkresli¢, ze w ramach programu B.112. - Leczenie chorych na
mukowiscydoze (ICD-10: E84), dostepne sg dla pacjentéw nastepujace
schematy leczenia:

1) Kalydeco (iwakaftor) w monoterapii:

- leczenie chorych z potwierdzonym wystgpieniem jednej z ponizej
wymienionych mutacji, w przynajmniej 1 allelu genu CFTR: mutacja bramkujaca
genu CFTR (klasy Ill): G551D, G1244E, G1349D, G178R, G551S, S1251N,
S$1255P, S549N lub S549R u chorych w wieku 12 miesiecy i starszych;

2) Orkambi (lumakaftor /iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmniej 2 lat z potwierdzonym wystgpieniem
mutacji F508del genu CFTR na obu allelach;

3) Symkevi (tezakaftor /iwakaftor) + Kalydeco (iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmniej 6 lat homozygotyczni pod wzgledem
mutacji F508del lub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji F508del i majacy
jedng z nastepujacych mutacji genu CFTR: P67L, R117C, L206W, R352Q,
A455E, D579G, 711+3A—G, S945L, S977F, R1070W, D1152H, 2789+5G—A,
3272-26A—Gi3849+10kbC—T;

4) Kaftrio (eleksakaftor/tezakaftor /iwakaftor) + Kalydeco (iwakaftor):

- leczenie chorych w wieku co najmniej 12 lat homozygotyczni pod wzgledem
mutacji F508del genu CFTR Ilub heterozygotyczni pod wzgledem mutacji
F508del z mutacjg o minimalnej wartosci funkcji (MF) genu CFTR.
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Ww. leki s3 wydawane dla pacjenta zakwalifikowanego do programu bezptatnie.
Wydatki ptatnika publicznego sprawozdane na refundowane leki w ramach
programu lekowego B.112. w 2022 r. wyniosty ok. 246 min zi, dla ok. 860
pacjentéw, podczas gdy tylkow 2021 r. wydatki na ten program wyniosty ok. 2,7
min zt, czyli 0 99% mniej niz w 2022 r. Rok 2022 byt przetomowy dla leczenia
mukowiscydozy w Polsce. W pierwszym pétroczu biezagcego roku sprawozdane
wydatki wyniosty ok. 256 min zt.

W 2022 r.na 114 programow lekowych, w ktorych refundowane sg innowacyjne
leki w réznych schorzeniach zaréwno onkologicznych jak i nieonkologicznych,
program ten byt na 8. Miejscu, a w roku 2023 juz na pigtym miejscu jesli chodzi o
najwieksze wydatki na refundacje lekéw w ramach programoéw lekowych, przy
bardzo matej populacji pacjentéw, Nalezy wskazac, ze wszystkie wydatki na leki
w programie B.112 ponoszone sg na rzecz jednego podmiotu odpowiedzialnego,
czyli firmy Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z o.o.

Minister Zdrowia liczy na elastycznos$¢ podmiotu odpowiedzialnego, biorac pod
uwage potrzeby pacjentéw, mozliwosci finansowe ptatnika publicznego, a takze
wielko$¢ przychodow uzyskiwanych juz przez podmiot w programie lekowym.
Podmiot odpowiedzialny poinformowat Ministra Zdrowia, ze bedzie
wystepowat ponownie z wnioskiem od czego uzalezniona jest mozliwos¢

refundacji dla kolejnych grup pacjentéw.

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Maciej Mitkowski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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