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rekomendacii nr 113/2022 z 28 listopada 2022 r. Prezesa Agencii Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikagii w sprawie objecia refundacia produktu leczniczego Kalydeco
stosowanego w skojarzeniu z Kaftrio, we wskazaniu do stosowania w programie
lekowym B.112,,Leczenie chorych na mukowiscydoze (ICD-10: E84)” oraz stanowiska
Rady Przejrzystosci nr 111/2022 z 28 listopada 2022 r.

Jako organizacja pacjencka zajmujaca sie wsparciem osdb chorych na mukowiscydoze,
uwaznie przygladamy sie kwestii refundacji nowoczesnych terapii. Na wstepie chcemy
zaznaczyc, ze cieszymy sie z powodu zesztorocznych decyzji Ministra Zdrowia, ktére pozwolity
na refundacje lekdw przyczynowych dla czesSci pacjentdw z mukowiscydoza, dla ktdrych
podmiot odpowiedzialny ztozyt poprzednie wnioski. Widzimy tez sukcesy w innych chorobach
rzadkich. Na przyktad, eksperci twierdzg, ze Polska znalazta sie w czotdwce krajow
europejskich w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (SMA), a sukces rozpoczat sie w
styczniu 2019 roku, kiedy to pacjenci otrzymali dostep do pierwszej przelomowej
terapii w leczeniu tej choroby. Mamy nadzieje, ze réwniez chorzy na inne schorzenia, w
tym mtodsi chorzy na mukowiscydoze i pacjenci o réznych genotypach tej choroby, bedg mogli
korzystac z najnowszych zdobyczy medycyny.

Z niepokojem patrzymy na stanowisko Rady Przejrzystosci i rekomendacje Prezesa
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji z listopada 2022 roku (niedawno
upublicznione). Decyzje wspomnianych jednostek, mozna odczytaé, jakoby nie uwzglednity
priorytetow zdrowotnych, nie rozwazaty skutkdw nastepstw choroby, aspektdw etycznych i
spotecznych. Pragniemy przypomniec, ze wsrod wyzwan Polityki Lekowej Panstwa 2018-2022
okreslone jest, ze: ,konieczne jest zadbanie zaréwno o choroby populacyjne, na ktére zapada
znaczna liczba osdb, jak i choroby rzadko wystepujace, by unikng¢ problemoéw wykluczenia i
zapewnic¢ pomoc tam, gdzie jednostkowa terapia jest najczeSciej najdrozsza.”. W roku 2021
choroby rzadkie staty sie priorytetem Ministra Zdrowia. Przyjety uchwatg Rady Ministrow Plan
dla Choréb Rzadkich ma poprawic sytuacje polskich pacjentéw, rowniez w kontekscie dostepu
do nowoczesnego leczenia. Nieuwzglednienie tych zatozen moze spowodowac, ze najczestsza
z rzadkich chordb stanie sie ,papierkiem lakmusowym” braku zrozumienia dla wyzwan
zwigzanych z rzadkimi schorzeniami. Stanie sie to zanim plan zostanie w petni zrealizowany.
Brak pozytywnej decyzji refundacyjnej w petnym rozpatrywanym zakresie populacyjnym, moze
pokazac¢ spoteczenstwu, ze Polska nie jest najlepszym krajem do zycia z rzadka chorobg. W
ocenie zasadnosci leczenia dla matych subpopulacji pacjentow (w konteks$cie mukowiscydozy,
w zwigzku z wystepowaniem 2 tysiecy mutacji genu CFTR) z pewnoscig pomogtoby
wprowadzenie wielokryterialnej analizy decyzyjnej do oceny lekéw. Zadanie przeprowadzenia
analizy w kierunku wprowadzenia tej zmiany ma zresztg zosta¢ zrealizowane w tym roku.
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Jednak chorzy na mukowiscydoze, ktora co drugiego polskiego pacjenta doprowadza do
$mierci przed 24 rokiem zycia, nie mogg czekac. Cze$¢ z nich, zgodnie z rejestracja EMA,
mogtaby otrzymal pierwszg terapie przyczynowg, o udowodnionej skutecznosci i
bezpieczenstwie. Decyzja idgca za stanowiskami Rady Przejrzystosci i Prezesa AOTMIT
catkowicie zamknetaby droge do tego rodzaju leczenia dla czesci pacjentéw. W rekomendaciji
Prezesa AOTMIT z 2016 roku dotyczacej leku Kalydeco (zlecenie 66/2015) Prezes AOTMIT
uzywa okreslenia , dyskryminacja” opisujac pomyst podmiotu odpowiedzialnego,
aby wylaczy¢ z programu lekowego jedng z mutacji. Czy dyskryminacjq nie stanie
sie takze wykluczenie czesci chorych, ktérzy mogliby odnies¢ korzysci zdrowotne
w aktualnie rozpatrywanym problemie decyzyjnym? Apelujemy do Ministra Zdrowia,
aby podejmujac decyzje rozwazat wspomniane argumenty i wyszedt naprzeciw wcigz
niezaspokojonej potrzebie leczenia czeSci pacjentow.

Nie mozemy przej$¢ obojetnie obok negatywnego stanowiska Rady Przejrzystosci. W opisie
problemu decyzyjnego znajduja sie nastepujgce zdania:

W obecnie zarejestrowanym wskazaniu poza wskazaniem wnioskowanym korzysci moga
odnies¢ jedynie pacjenci z mukowiscydozg w wieku co najmniej 6 lat, ktérzy majg co najmniej
jedng mutacje F508del genu mukowiscydozowego przezbtonowego regulatora przewodnictwa
(CFTR). Pacjenci poza wskazaniem musieliby czeka¢ na mozliwo$¢ rozpoczecia tej terapii do
ukoniczenia 12 roku zycia, a takze pacjenci z genotypem F/G, aktualnie majacy do dyspozyciji
wytgcznie monoterapie iwakaftorem (Kalydeco- IVA) oraz pacjenci z genotypem F/RF, u
ktorych istnieje od niedawna mozliwos¢ wigczenia terapii TEZ/IVA+IVA (Symkevi +
Kalydeco).”

Zacytowany powyzej fragment tekstu zostat przeniesiony przez Rade Przejrzystosci wprost z
tekstu znajdujacego sie w AWA (strona 113). Zasadniczy problem z uzywaniem tego fragmentu
polega na tym, Zze posiada on btad, ktéry sprawit, Ze omawiany tekst nie jest jednoznaczny.
Nasze gtebokie niezrozumienie budzi fakt postugiwania sie tekstem ponownie - w uwagach do
AWA byt on komentowany i wyjasniany przez przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego. By¢
moze krotki czas pomiedzy korncem sktadania uwag do AWA (25.11.2022), a datg posiedzenia
Rady Przejrzystosci (28.11.2022) spowodowat brak uwaznego przyjrzenia sie przez Rade tej
istotnej kwestii. Omawiany fragment, to jedyna cze$¢ opisu problemu decyzyjnego,
ktéra mowi o ograniczeniach, a wiec o pewnych negatywnych cechach omawianej terapii.
Tekst w jednej z interpretacji mozna by rozumiec jako poréwnanie wskazania wnioskowanego
do obecnego stanu refundacyjnego. By¢ moze autor stwierdzenia chciat przekazac, ze obecnie
kazdy pacjent ma zapewnione leczenie przyczynowe, a jedynie kwestig zalezng od osiggniecia
odpowiedniego wieku jest to czy otrzyma on leczenie wnioskowang terapig trojsktadnikowa.
Takie zrozumienie problemu decyzyjnego bytoby oczywiscie nieprawidtowe. Otwartym
pozostaje pytanie czy omawiany btad wptynat na decyzje Rady.

Faktycznie zarejestrowane wskazanie jest tozsame ze wskazaniem wnioskowanym.
Pacjentami, ktérzy w obecnym stanie refundacyjnym nie sg uprawnieni do leczenia terapig
skojarzong Kaftrio i Kalydeco, a mogliby odnie$¢ korzys¢ zdrowotng (zgodnie z rejestracig) sa
to chorzy w wieku powyzej 12 lat, oznaczeni ha podstawie genotypu jako F/RF, F/G oraz F/inna
oraz chorzy w wieku powyzej 6 lat, oznaczeni na podstawie genotypu jako F/F, F/MF, F/G,
F/RF, F/inna.

W kontekscie omawianej terapii korzys¢ ze stosowania terapii dotyczy pacjentéw powyzej 12
roku zycia, z populacji F/RF oraz F/G, poniewaz leczenie terapig lekami Kaftrio oraz Kalydeco
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jest skuteczniejsze niz leczenie lekami Symkevi i Kalydeco (terapia refundowana od 6 roku
zycia) lub lekiem Kalydeco w monoterapii (terapia refundowana od 12 miesigca zycia).
Dowodzg temu dotgczone do wniosku badania kliniczne. Warto w tym miejscu wspomnieé, ze
sg to opcje terapeutyczne mniej skuteczne, ale wcigz bardzo kosztowne dla budzetu.

Istnieje takze grupa pacjentdw, ktérej populacja jest oznaczona jako F/inna (zupetnie
pominieci w powyzszym rozwazaniu). Chodzi o populacje chorych z jedng mutacjg F508del
oraz drugg mutacjg z grupy, ktdéra w Analizie Problemu Decyzyjnego, dostarczonej przez
wnioskodawce, zostata okreslona jako zawierajgca ,mutacje jeszcze niesklasyfikowane jako F,
MF, GF ani RF lub nieznane, CF potwierdzone na podstawie wystepujgcych objawdéw
klinicznych zgodnie z zaaprobowanym schematem diagnostycznym”. Obecnie ci pacjenci nie
posiadajg zadnej przyczynowej opcji terapeutycznej (dotyczy to takze pacjentow w wieku
powyzej 12 lat - obecnie ta grupa pacjentow nie ma refundowanego leczenia). Warto dodac,
ze liczba odkrywanych gendéw mukowiscydozy wcigz rosnie. Pacjent z nienazwang lub
nieprzyporzadkowang jedng mutacjg, a drugg najczesciej wystepujacg F508del mogtby odnies¢
korzys¢ zdrowotng i nie powinien by¢ dyskryminowany w kontekscie dostepu do leczenia. Jezeli
Minister Zdrowia podzieli uwagi Prezesa AOTMIT co do braku tak samo dobrej jakosci dowodow
naukowych dotyczacych tych chorych (majac jednoczesnie zrozumienie dla specyfiki badan
prowadzonych w odniesieniu lekéw sierocych) to w naszej ocenie jest to przestrzen na
dyskusje o odpowiednich instrumentach dzielenia ryzyka. Apelujemy zaréwno do firmy Vertex
Pharmaceuticals, jak i do Ministerstwa Zdrowia, aby kazdy pacjent, ktdry moze odnieS¢ korzysci
zdrowotne zostat wigczony do leczenia. Jako organizacja pacjencka bedziemy zabiegaé o
wszystkich chorych na mukowiscydoze.

Odnoszac sie dalej do stanowiska Rady, a konkretnie ostatniego z gtdwnych argumentéw
decyzji, pragniemy zauwazy¢ nastepujgce: Rada przypomina, Zze podjeta juz negatywne
stanowisko ,w odniesieniu do innej grupy wiekowej”. To zdanie moze sugerowac, ze w
nowym whniosku refundacyjnym rozpatrujemy jedynie refundacje dla jednej, innej
grupy wiekowej. Nie jest to prawda, poniewaz czesScig wniosku jest takze rozszerzenie
leczenia dla chorych powyzej 12 roku zycia z genotypami F/RF, F/G oraz F/inna.

Opis problemu decyzyjnego, jak i opis jednego z gtownych argumentdw decyzji moga
sugerowac brak zrozumienia zakresu wniosku refundacyjnego przez przedstawicieli Rady
Przejrzystosci i poddajq w watpliwos¢ przedstawione stanowisko.

Warto takze wspomnie¢ o pewnym ograniczeniu ptyngcym z polskiej refundacii.
Zarejestrowane wskazanie dla leku Kalydeco dotyczy chorych z mutacjami R117H, G551D,
G1244E, G1349D, G178R, G551S, S1251N, S1255P, S549N and S549R, od 4 miesigca zycia
(na podstawie decyzji Komisji Europejskiej z dnia 5 listopada 2020), podczas gdy w Polsce
refundacja dotyczy chorych powyzej 12 miesigca zycia i nie uwzglednia mutacji R117H. W
proponowanym przez Rade lub Prezesa rozwigzaniu pacjent o genotypach R117H oraz F508del
nigdy nie otrzymatby leczenia przyczynowego. To pogtebitoby dyskryminacje pacjenta ze
wspomnianym genotypami.

Rada Przejrzystosci jako jeden z gtéwnych argumentéw swojej decyzji przedstawia: ,Brak
badan klinicznych wykazujgcych skutecznos¢ wobec twardych punktéw korcowych, takich jak
przezycie i odsetek transplantacji ptuc.”. Warto jednak wspomnie¢, o tym ze analitycy Agencji
w analizie weryfikacyjnej przedstawili szereg wynikow, ktdére wskazujg na poprawe
krytycznych, istotnych klinicznie parametrow. Uwage zwracajg tabele, ktére pokazuijg
zaznaczone na zielono (kolor wskazuje istotng roznice w kontekscie poréwnywanej terapii z
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komparatorami) kolejne wiersze wynikéw badan. Szereg parametréw jest wyjasnionych jako
Jstotny klinicznie, krytyczny” lub ,,zwigzany ze $miertelnoscig, krytyczny”, a wnioskowanie to
zostato oparte na podstawie badan wigczonych do przegladu walidacyjnego, ktére oceniaty te
parametry.

W Analizie Weryfikacyjnej Agencji zostato to podsumowane w nastepujgcy sposob
(podkreslenie wiasne):

~Wykazano cato$ciowg poprawe stanu klinicznego pacjentéw, zaréwno w odniesieniu do
parametrow stanowigcych punkty koncowe ,istotne klinicznie” zgodnie z
wytycznymi AOTMIT, tj. poprawy jakosci zycia (wynik w domenie oddechowej
kwestionariusza CFQ-R, >MCID) i zmniejszenia czestosci zaostrzen ptucnych, jak rowniez w
zakresie wiarygodnych, istotnych predyktoréw smiertelnosci — poprawy czynnosci
ptuc wyrazonej zwiekszeniem wartosci ppFEV1 (o wielko$¢ $wiadczacg o wysokiej efektywnosci
klinicznej) i poprawy stanu odzywienia wyrazonej wzrostem BMI (>MCID). Stosowanie terapii
trdjsktadnikowej prowadzito ponadto do istotnego obnizenia stezenia jonéw chlorkowych w
pocie — do wartosci zblizonych lub nizszych od wartosci diagnostycznej dla mukowiscydozy (tj.
60 mmol/I).”.

Niezrozumiaty jest dla nas takze ostatni z gtdéwnych argumentéw Rady, ktéry podnosi brak
argumentdéw naukowych wskazujgcych na konieczno$¢ zmiany negatywnego stanowiska dla
terapii lekami Kaftrio i Kalydeco z czerwca 2021 roku (dla innej grupy docelowej). W opinii
Rady Przejrzystosci nr 119/2021 z dnia 23 sierpnia 2021 roku znalazta sie rekomendacja
dotyczaca umieszczenia terapii w wykazie technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej.
Nie podejrzewamy Rady Przejrzystosci o dziatania polityczne i decyzje podyktowang wytgcznie
przestankg szukania alternatywnego sposobu finansowania ze $rodkéw publicznych dla
terapii (poprzez Fundusz Medyczny). Wierzymy, ze ta decyzja zapadfa zgodnie z ,Zasadami
tworzenia wykazu technologii lekowych o wysokiej wartosci klinicznej”, a te opierajg sie na
argumentach naukowych. Zaréwno od czerwca 2021 roku do sierpnia 2021, jak i pdzniej zostat
opublikowany szereg badan, ktory pozwala spojrze¢ na terapie w inny sposéb. Od momentu
wydania wczesniejszego stanowiska, do czasu wydania omawianego stanowiska, mineto
pottora roku czasu. Jedli Rada dysponuje jakimikolwiek danymi, ktére w sposdb wyrazny
zaprzeczajg przestankom do refundowania terapii przez Ministra Zdrowia (w obecnie
refundowanym zakresie), to powinna sie nimi podzieli¢ i szerzej przedstawic ten fakt opinii
publicznej. Zwracamy takze uwage na to, ze mamy pierwsze dos$wiadczenia z przyjmowaniem
lekdbw przez polskich pacjentdw na wiekszg skale. SpotkaliSmy sie z szeregiem dobrych
doswiadczen zwigzanych ze stosowaniem terapii, ktore wynikajg z rzeczywistej praktyki
klinicznej. W dyskusji o innowacyjnych lekach przytaczamy takze informacje z analizy danych
z amerykanskiego rejestru pacjentéw z mukowiscydozg (abstrakt WS22.05, dotyczy grupy
ponad 16 tys. amerykanskich chorych). Wskazujg one na zmniejszenie ryzyka przeszczepienia
ptuc (operacja ratujgca zycie) u chorych o 87 proc. i ryzyka zgonu o 74 proc. w poréwnaniu z
historycznymi danymi. Nie mozemy przejs¢ obok tych informacji obojetnie.

Jesli chodzi o decyzje Prezesa AOTMIT, to chcemy zwrdci¢é uwage na jeden fragment
rekomendacji. W swoim zaleceniu Prezes krétko ocenia, ze ,dostepne dowody naukowe byty
niewystarczajgce dla oceny dtugofalowych skutkéw terapii oraz jedynie w waskim zakresie
odnoszg sie do zmiany jakosci zycia”. Warto jednak wspomnie¢, ze jedno z ocenianych badan,
dotyczace grup pacjentéw F/RF oraz F/G, tj. ,RTC AURORA F/RF F/G"”, zostato ocenione w
sposob pozytywny. Analitycy ocenili, ze:
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»~Wiaczone badania charakteryzowaty sie bardzo dobrg jakoscig (uzyskujgc maksymalne 5
punktéw w skali Jadad) oraz niskim ryzykiem popetnienia btedu systematycznego w ocenie
narzedzia ROB2"

Badanie ,RTC AURORA F/RF F/G"” wykazywato poprawe w kontekscie szeregu waznych lub
krytycznych punktéw koncowych i chociaz trwato krétko, to ocena utrzymywania sie efektu
terapii jest prowadzona jako kontynuacja badania ,AURORA OLE”. Mamy nadzieje na kolejne
dobre doniesienia ze $Swiata nauki dotyczace tej fazy badan. Pragniemy w tym miejscu zwrdcic
uwage na komentarz analitykdw Agencji (podkreslenie wtasne):

~Dostepne dowody naukowe wysokiej jakosci, w tym metaanalizy badan RCT i pordéwnania
posrednie, wskazujg na wysokg skutecznosc terapii Kaftrio + Kalydeco (prowadzonej
jednoczesnie ze standardowym leczeniem objawowym) w porédwnaniu do standardowego
leczenia objawowego oraz dwulekowego skojarzenia modulatoréw CFTR, przy zachowaniu
korzystnego profilu bezpieczenstwa, w populacji pacjentéw w wieku 6 lat lub starszych,
z co najmniej jedng mutacjg F508del genu CFTR, w tym takze w nowych populacjach
refundacyjnych. Pomimo réznorodnosci analiz, biorgc pod uwage grupy wiekowe,
genotypy i komparatory, wyniki sg spojne, wzajemnie sie uzupetniajg i
potwierdzajq, ze efekt trojlekowej modulacji F508del-CFTR jest na tyle duzy, ze wystarcza
obecnos¢ tylko pojedynczej mutacji F508del by osiggna¢ oczekiwang korzysc
kliniczna.”

W kolejnym komentarzu analitycy stwierdzili z kolei (podkreslenie wtasne):

~Korzysci ptyngce ze stosowania terapii skojarzonej Kaftrio+Kalydeco wobec nadal wysokiej
i niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej u czesci pacjentow oraz wzglednie ograniczone
przewidywane dodatkowe wydatki ptatnika w sytuacji rozszerzenia wskazan do stosowania
wnioskowanej terapii, a takze wprowadzenia wnioskowanych zmian w programie leczenia
mukowiscydozy jest w pelni uzasadnione.”

W dyskusji nad jakoscig badan istotne jest zrozumienie specyfiki mukowiscydozy. Wezmy za
przyktad sytuacje, w ktorej 390 mutacji z bazy danych CFTR2 (klasyfikujacej 89 052 pacjentow)
ma przyporzadkowane grupy chorych liczace nie wiecej niz 50 pacjentéw. Jezeli bedziemy
oczekiwa¢ wysokiej jakosci badan dla kazdego genotypu, to czes$¢ chorych, mogacych
uzyskaé korzys¢ zdrowotng, nigdy nie otrzyma skutecznego i bezpiecznego leczenia
przyczynowego. Jak zaznaczaliSmy na wstepie naszego stanowiska - najczestsza z chorob
rzadkich moze pokazac zty trend w leczeniu dla bardzo matych grup chorych. ChcielibySmy,
aby wzorem USA, leczenie dotyczyto najszerszej grupy chorych. Podczas ostatniej konferencji
North American Cystic Fibrosis Conference (2-4 listopada 2022) organizowanej przez
amerykanskg organizacje Cystic Fibrosis Foundation liczba, ktdra najczesciej padata, to byto
6%. Taka cze$¢ pacjentow moze docelowo nie otrzymacé skutecznego leczenia obecnie
wynalezionymi modulatorami w Stanach Zjednoczonych. Istnieje przekonanie, ze obecnie
dostepne opcje terapeutyczne zostang rozszerzone dla kolejnych grup chorych (tak jak stato
sie to w stosunku do monoterapii lekiem Kalydeco, ktdra jest dostepna juz dla chorych od 4
miesigca zycia). Nie wybiegajgc nawet na inny kontynent, z uznaniem patrzymy na podejscie
w Anglii, gdzie chorzy majg dostep do leczenia off-label dla dodatkowych mutacji (podobny
zakres mutacji jak w USA). Tymczasem, w kontekscie wnioskowanej terapii, pod koniec 2022
roku, zostaty ztozone odpowiednie wnioski o rejestracje jej dla pacjentdw powyzej 2 roku zycia,
zarowno do FDA, jak i EMA. W Stanach ciezar dyskusji przenosi sie na szukanie alternatywnych
rozwigzan dla pacjentdw nie objetych jakimkolwiek leczeniem, wigczajac w to szukanie innych
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metod leczenia, jak np. modyfikacji mMRNA czy edycji gendw. Majac jednak na wzgledzie
czasochtonno$¢ proceséw wynajdowania technologii leczenia, cze$¢ pacjentéw w Polsce
mogacych odnies$¢ korzys$¢ zdrowotng juz dzisiaj, mogtoby nie otrzymaé leczenia przez lata.

Mukowiscydoza jest choroba nieprzewidywalng. W 2020 roku, mieliSmy do czynienia z
ogromng tragedia, gdy zmart 4 letni chtopiec. To pokazuje jak wazne jest wczesne leczenie,
jak najszerszych grup chorych. W chorobach rzadkich, zaledwie 5% schorzen posiada
skuteczne leczenie. Okoto 30% pacjentdw z chorobami rzadkimi umiera do 5 roku zycia. Jesli
czego$ oczekujg pacjenci i ich bliscy z takimi schorzeniami to nadziei. Z pewnoscig pacjenci z
chorobami rzadkimi, jak i ich bliscy przygladajg sie temu, co dzieje sie w najczestszej z rzadkich
chordb, jaka jest mukowiscydoza. Potrzebna spoteczenstwu nadzieja na to, ze gdy zostanie
wynalezione skuteczne, bezpieczne, ale drogie leczenie, to pacjenci mogg liczy¢ na jego
refundacje w Polsce. W leczeniu mukowiscydozy mamy liczne sukcesy, takie jak realizowane
badania przesiewowe, osrodki referencyjne wdrazajgce Swiatowe standardy, czy rejestr
chorych. Niewiele brakuje, aby mukowiscydoza pokazywata modelowo dobre podejscie do
leczenia rzadkich schorzen. Wysoce niesprawiedliwym bytoby dzielenie pacjentéw, ktérzy
moga otrzymac korzys¢ zdrowotng, na takich, ktdrzy moga otrzymywac leki ratujgce zycie i na
takich, ktorzy tej szansy nie otrzymajg. JesteSmy panstwem, ktére za konstytucyjne prawo
przyjmuje prawo do ochrony zycia (mukowiscydoza jest chorobg zagrazajgcg zyciu, ktdra
powstata w prenatalnym okresie rozwoju dziecka), a takze réwny dostep do $wiadczen opieki
zdrowotnej finansowanej ze $rodkéw publicznych. W 2021 roku, padty ze strony podmiotu
odpowiedzialnego deklaracje wyrazone przez pana Marka Macyszyn, Dyrektora Generalnego
Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z o.0., sformutowane w nastepujacy sposob: ,w trakcie
catego procesu wykazujemy sie elastycznoscig w zakresie oczekiwan Ministerstwa Zdrowia,
podobng jak na innych rynkach, na ktérych toczyly sie rozmowy dotyczace finansowania
naszych terapii” oraz stwierdzenie ze ,w naszych rozmowach z Ministerstwem Zdrowia dazymy
do zagwarantowania statego dostepu do naszych lekéw dla wszystkich kwalifikujgcych sie do
leczenia pacjentdw z mukowiscydozg w Polsce”. Liczymy na podtrzymanie tych deklaraciji,
apelujemy do obu stron o porozumienie dotyczace szerokiego wdrozenia leczenia dla polskich
pacjentow.

Zarzad Fundacji Mukobohaterowie

Gdansk, 30.01.2023
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