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Pan Marek Kos

Podsekretarz Stanu w Ministerstwie Zdrowia

Pan Marek Macyszyn

Dyrektor Generalny

Vertex Pharmaceuticals (Poland)

LIST OTWARTY

Szanowny Panie Ministrze, Szanowny Panie Dyrektorze,

jako organizacje dziatajgce na rzecz chorych na mukowiscydoze chcielibysmy przedstawi¢ wspdiny,
jednogtosny apel o porozumienie dotyczgce ceny lekéw Kaftrio i Kalydeco dla kolejnych polskich
pacjentéw. Ufamy, ze zgodnie z wielokrotnie sktadanym zapewnieniem ze strony Pana Dyrektora,
firma Vertex Pharmaceuticals wykaze sie elastycznoscig i stanie sie to podstawg do osiggniecia
kompromisu. Liczymy takze na to, ze Pan Minister bedzie dalej wykazywat sie troska o polskich chorych
na mukowiscydoze. Wierzymy, ze to wszystko da podstawe do rozszerzenia kryteriow kwalifikacji dla

programu lekowego, obowigzujgcego od marca 2022 roku.

Konsekwencje wdrozenia programu B.112 dla czesci polskich pacjentdw od 2022 roku mdéwig same za
siebie. W latach poprzedzajacych rozpoczecie powszechnego leczenia modulatorami CFTR nie byto
miesiecy, kiedy nie doswiadczyliSmy Smierci pacjentow lub nie styszeliSmy o przeszczepieniach ptuc,
bedacych przeciez kosztowng i obarczong powaznymi konsekwencjami operacjg ratujaca zycie. To sie

zmienito.

Prosimy Pana Ministra, jak i Pana Dyrektora, aby w swoich dziataniach wzieli pod uwage dtugotrwate
oczekiwanie grupy kilkuset pacjentow. Sg to zaréwno osoby nieco starsze — nastolatkowie lub dorosli
(czesto bedacy juz w ciezkim stanie zdrowia), jak i mtodsze dzieci, ktdrych rodzice widzg stopniowe

wyniszczanie i nieodwracalne zmiany w organizmach. Mamy nadzieje, ze kwiecien 2025 roku



podobnie jak marzec 2022 roku stanie sie kolejnym przetomowym momentem dla chorych na
mukowiscydoze w Polsce.

Pierwszy wniosek refundacyjny, ktory dat podstawy do finansowania modulatoréw CFTR ze srodkéw
publicznych, opierat sie wytgcznie na decyzji dopuszczajacej leki na rynek europejski z 2020 roku.
Pézniej, w dniu 21 kwietnia 2021 roku, a zatem prawie 4 lata temu, kolejni europejscy chorzy na
mukowiscydoze otrzymali mozliwosé ratowania ich zdrowia i zycia modulatorami CFTR. Komisja
Europejska podjeta wowczas decyzje o dopuszczeniu innowacyjnej terapii lekami Kaftrio i Kalydeco,
potwierdzajgc jej skutecznos¢ i bezpieczenstwo dla nastepnych pacjentéw. Ta decyzja dotyczyta
populacji chorych, ktérzy mieli rzadsze mutacje genu CFTR, odpowiadajgcego za wystgpienie tej
ciezkiej, rzadkiej choroby. Nastepne badania kliniczne i decyzje EMA potwierdzity istotnos¢ leczenia

najpierw dla pacjentéw w wieku od 6 do 11 roku zycia, a pdzniej takze od 2 roku zycia.

Aktualnie rozpatrywany wniosek refundacyjny odpowiada zatem juz trzem kolejnym dopuszczeniem
lekéw na rynek europejski i uzupetnitby program lekowy do standardéw europejskich. Ufamy, ze
ostatecznie dojdzie do porozumienia cenowego i refundacji produktéw leczniczych zgodnie ze

ztozonym wnioskiem, tj. w sposéb tozsamy z rejestracjg terapii w UE.
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Wojciech Szymanski Kamil Zach Przemystaw Marszatek
Prezes Fundacji Przedstawiciel ruchu Sekretarz MukoKoalicji
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W sktad MukoKoalicji wchodzg: Matio Fundacja Pomocy Rodzinom i Chorym na Mukowiscydoze,
Polskie Towarzystwo Walki z Mukowiscydozg, Polskie Towarzystwo Walki z Mukowiscydozg Oddziat w

Gdansku, MukoHelp Fundacja Pomocy Chorym na Mukowiscydoze, Fundacja Podaruj Oddech.
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