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Warszawa, 24 lutego 2022 r.

Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z 0.0.
Ludwika Warynskiego 3a,
00-645 Warszawa
Fundacja Mukobohaterowie

ul. Mariana Seredynskiego 18/380-753 Gdarisk

e-mail: fundacja@mukobohaterowie.org

Szanowni Panstwo,

bardzo dziekujemy za mite stowa. Niezwykle cieszy nas, ze wspdlnie z Ministerstwem Zdrowia udato
nam sie wypracowac rozwigzanie, ktdre umozliwi kwalifikujgcym sie do leczenia pacjentom
z mukowiscydozg szeroki dostep do naszych lekow: iwakaftor/tezakaftor/eleksakaftor w schemacie
leczenia skojarzonego z iwakaftorem, lumakaftor/iwakaftor i tezakaftor/iwakaftor w schemacie
leczenia skojarzonego z iwakaftorem. Decyzja ta stanowi przetom dla catej spotecznosci chorych na
mukowiscydoze w Polsce, dlatego ogromnie doceniamy ukierunkowane na wspdtdziatanie
zaangazowanie wszystkich oséb biorgcych udziat w podjeciu tej decyzji, w tym réwniez srodowiska
pacjentéw, ktére od wielu miesiecy podkreslato w debecie publicznej pilne potrzeby chorych na
mukowiscydoze w Polsce.

Cieszy nas rowniez nieustanny rozwéj sSrodowiska pacjentéw. Gratulujemy powotania Paristwa fundacji
i wierzymy, ze Paristwa dziatalnos¢ pomoze wzmacnia¢ budowanie swiadomosci nt. mukowiscydozy w
Polsce, jak rowniez rozwija¢ holistyczng opiekg nad pacjentami z mukowiscydozg. Panistwa rola jest
nieoceniona.

Beda $wiadomym jak duzym przetomem dla pacjentdw z mukowiscydoza w Polsce jest wydana
w ostatnich dniach pozytywna decyzja refundacyjna, doktadamy wszelkich staran, aby informacje nt.
stosowania naszych terapii, wskazan do leczenia w zaleznosci od grupy wiekowej czy rodzaju mutacji
genu CFTR byty dobrze znane lekarzom specjalizujgcym sie w leczeniu pacjentéw z mukowiscydozg.

Z uwagi, ze lista mutacji genu CFTR jest otwarta, dynamicznie sie zmienia oraz chcgc mie¢ pewnosc
dostarczania najbardziej aktualnych danych w tym zakresie, uprzejmie prosimy o bezposredni kontakt
pacjentéw z lekarzami, ktdrzy w oparciu o biezgcy kontakt z nami, mogg udzieli¢ pacjentom wszelkich
niezbednych informacji dotyczgcych stosowania terapii Vertex w zaleznosci od typu mutacji czy grupy
wiekowej pacjenta.

Z naszej strony deklarujemy petng otwarto$¢ i pomoc lekarzom w dostarczeniu niezbednych,
najbardziej aktualnych informacji dotyczacych rodzaju mutacji genu CFTR, wskazan do stosowania
terapii Vertex objetych refundacjg, dbajac jednoczesnie o to, by kazdy kwalifikujacy sie do leczenia
pacjent miat mozliwosé bycia wtgczonym do leczenia.
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Zdajgc sobie sprawe, ze wchodzgca w zycie od 1 marca decyzja refundacyjna dotyczaca terapii Vertex,
nie obejmuje wszystkich grup pacjentéw i wcigz sg chorzy, ktérzy czekajg na dostepnosc do refundacji
leczenia, intensywnie pracujemy nad przygotowaniem stosownej dokumentacji niezbednej do ztozenia
wniosku  refundacyjnego o objecie finansowaniem z budzetu panistwa terapii
iwakaftor/tezakaftor/eleksakaftor w schemacie leczenia skojarzonego z iwakaftorem. Nowy wniosek
bedzie obejmowat wskazania zarejestrowane przez Komisje Europejska w oparciu o decyzje:

e wydang w dniu 11 stycznia 2022 r. dotyczacg leczenia dzieci z mukowiscydozg w wieku od 6 do
11 lat, u ktérych wystepuje co najmniej jedna mutacja F508del w genie regulatora
przewodnictwa transmembranowego mukowiscydozy (CFTR),

e wydang w dniu 28 kwietnia 2021 r. dotyczacg leczenia pacjentéw z mukowiscydozg w wieku
12 lat i starszych z co najmniej jedng mutacjg F508del w genie CFTR

Cieszymy sie, ze osoby kwalifikujgce sie do terapii w ramach programu lekowego obowigzujgcego od
1 marca 2022 r. bedg mogly skorzysta¢ z leczenia nakierowanego na wadliwe biatko, ktére jest
przyczyng ich choroby. Jednak stawiamy sobie za cel, aby nasze leki byty dostepne dla jak najwiekszej
liczby pacjentow.

Jeszcze raz dziekujemy za Panstwa zaangazowanie i szerzenie Swiadomosci nt. mukowiscydozy oraz
wsparcie pacjentdw w ich codziennych zmaganiach z chorobg. Pozostajemy w kontakcie i jesteSmy
otwarci na dalszy dialog z Paristwem.

Z wyrazami szacunku,
rllarek Macyszyn

’va@LL Mavpar

Dyrektor Gene Iny
Vertex Pharmaceuticals (Poland)
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