












IV. Finansowanie terapii w ramach RDTL

W związku z powyższym dotychczasowo terapia skojarzona iwakaftor oraz eleksakaftor/tezakaftor 

/iwakaftor dla pacjentów poniżej 12 roku życia homozygotycznych pod względem mutacji F508del 
genu CFTR lub heterozygotycznych pod względem mutacji F508del z mutacją o minimalnej 

wartości funkcji (MF) genu CFTR była finansowana ze środków przeznaczonych na RDTL. 

Zgodnie z informacją uzyskaną od Ministra Zdrowia w odpowiedzi na pismo Rzecznika Praw 

Pacjenta: ,,Produkty lecznicze Kaftrio i Kalydeco podlegały finansowaniu w ramach procedury 

RDTL - zgodnie ze sprawozdaniem rocznym, przekazanym przez Narodowy Fundusz Zdrowia, 

leczenie w ramach procedury RDTL prowadzone było w 2023 r. u 11 pacjentów w wieku 6-

12 lat; na leczenie tych pacjentów przekazano ze środków Funduszu Medycznego około 5,2 

mln zl"13
. 

Z kolei według danych uzyskanych przez Fundację Mukobohaterowie w odpowiedzi na wniosek 
o udzielenie informacji publicznej (znak pisma PLD.0164.23.2023.AK) w okresie od 26 listopada
2020 r. do dnia 31 października 2023 r. leczenie mukowiscydozy z zastosowaniem schematu
Kaftrio + Kalydeco zostało wprowadzone łącznie u 12 pacjentów, z czego czworo lub pięcioro było

pacjentami powyżej 12 roku życia.

Tak więc, mając na względzie, iż leki Kaftrio i Kalydeco do dnia 17 listopada 2023 r. były 
finansowane w ramach RDTL należy uznać, że w przypadku ww. pacjentów przesłanki, o których 

mowa w art. 4 7f ust. 1 Ustawy o świadczeniach zostały spełnione. 

To oznacza, że zostało uznane przez konsultantów opiniujących poszczególne wnioski, że 

dla wspomnianych pacjentów: 

■ wyczerpano wszystkie możliwe do zastosowania technologie medyczne

finansowane ze środków publicznych,

■ zastosowanie leków Kaftrio i Kalydeco było niezbędne dla ratowania ich życia lub

zdrowia.

Niemniej jednak zgodnie z komunikatem Ministra Zdrowia z dnia 1 O listopada 2023 r. leki Kaftrio 

i Kalydeco od dnia 17 listopada 2023 r. nie podlegają dalszemu finansowaniu w ramach 
procedury RDTL z wyjątkiem pacjentów, którzy rozpoczęli leczenie przed ww. datą i u których 

leczenie będzie skuteczne 14. 

W związku z powyższą informacją Rzecznik Praw Obywatelskich skierował do Ministra Zdrowia 

pismo z prośbą o dodatkowe wyjaśnienia, w odpowiedzi na które Minister Zdrowia doprecyzował, 

że: 

„Produkty lecznicze Kaftrio oraz Kalydeco znajdują się na przywołanym powyżej wykazie od dnia 

1 O listopada 2023 r. w związku z treścią rekomendacii Prezesa Aąencii Oceny Technologii 

Medycznych i Taryfikacii nr 113/2022 z dnia 28 listopada 2022 r„ w której zasadność 

finansowania w/w leków ze środków publicznych w ramach refundacji systemowej została 

uzależniona od pogłębienia instrumentu dzielenia ryzyka oraz zaproponowania przez podmiot 

13 Odpowiedź Ministra Zdrowia na pismo Rzecznika Praw Pacjenta znak: RzPP-DWS-WPS.420.153.2023.MPu z dnia 2 
lutego 2024 r. w sprawie leczenia mukowiscydozy w ramach programu lekowego. 
14 Komunikat Ministra Zdrowia w sprawie produktów leczniczych niepodlegających finansowaniu w ramach procedury 
ratunkowego dostępu do technologii lekowych z dnia 10 listopada 2023 r. - zwany: ,,Komunikatem". 
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odpowiedzialny dodatkowego instrumentu dzielenia ryzyka zabezpieczającego całkowity wpływ 

na budżet płatnika "15
. 

Pragnę wskazać, iż art. 4 7f ust. 3 Ustawy o świadczeniach wyodrębnia sytuacje, których 

zaistnienie uniemożliwia finansowanie terapii danymi lekami w ramach RDTL, tj.: 

(i) podmiot odpowiedzialny nie złożył wniosku w terminie określonym w ust. 2, albo nie

uzupełnił braków formalnych wniosku o refundację w terminie określonym przez

Ministra Zdrowia,

(ii) została wydana decyzja o umorzeniu postępowania o objęciu refundacją i ustalenia

urzędowej ceny wszczęta z wniosku, o którym mowa w ust. 2,

(iii) została wydana rekomendacja, o której mowa w art. 35 ust. 6 pkt 2 Ustawy o refundacji,

w odniesieniu do danej substancji czynnej w tym wskazaniu, tj. rekomendacji

w zakresie niezasadności objęcia refundacją danego leku,

(iv) została wydana decyzja o odmowie objęcia refundacją i ustalenia urzędowej ceny

zbytu, o której mowa w art. 11 Ustawy o refundacji, w odniesieniu do danej substancji

czynnej w tym wskazaniu.

Powyższy katalog jest katalogiem zamkniętym, co oznacza, że wyłącznie w ww. 

przypadkach dany lek: 

■ nie może być stosowany u pacjentów w danej jednostce chorobowej,

■ zostaje uwzględniony na liście produktów leczniczych niepodlegających finansowaniu

w ramach procedury ratunkowego dostępu do technologii lekowych.

Mając na względzie powyższe należy zwrócić uwagę, że w Rekomendacji Prezes Agencji 

zarekomendował objęcie refundacją leków Kaftrio i Kalydeco we wskazaniu: pacjenci w wieku 

co najmniej 6 lat homozygotyczni pod względem mutacji F508del genu CFTR lub 

heterozygotyczni pod względem mutacji F508del z mutacją o minimalnej wartości funkcji (MF) 

genu CFTR pod warunkiem pogłębienia instrumentu dzielenia ryzyka oraz zaproponowania 

dodatkowego instrumentu dzielenia ryzyka zabezpieczającego całkowity wpływ na budżet 

płatnika. 

Prezes Agencji nie wydał zatem do tej pory rekomendacji o niezasadności objęcia ww. 

leków refundacją. Wydanie przez Prezesa Agencji rekomendacji warunkowej nie może być 

bowiem utożsamiane z wydaniem rekomendacji negatywnej. Przeczy temu przede wszystkim jej 

literalne brzmienie. Uznanie, iż niespełnienie przez podmiot odpowiedzialny warunku, o którym 

mowa w rekomendacji Prezesa Agencji niejako „zmienia" charakter rekomendacji z „pozytywnej 

warunkowej" na negatywny jest całkowicie nieuzasadnione i nie znajduje oparcia w powszechnie 

obowiązujących przepisach prawa. 

Co więcej, przesłanki, o których mowa w art. 47f ust. 3 Ustawy o świadczeniach nie mogą 

być odczytywane w sposób rozszerzający zakres sytuacji która ogranicza możliwość 

zastosowania mechanizmu RDTL. Celem RDTL jest bowiem zapewnienie pacjentom ostatniej 

szansy na skuteczną terapię pozwalającą na uratowanie ich życia lub zdrowia w momencie, 

w którym inne terapie zawiodły. 

15 Odpowiedź Ministra Zdrowia na pismo Rzecznika Praw Obywatelskich znak: V.7013.115.2023.ETP z dnia 4 lutego
2024 r. dotyczącego przekazania stanowiska w sprawie możliwości finansowania leków Kaftrio oraz Kalydeco w ramach 
procedury ratunkowego dostępu do technologii lekowych. 
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Należy jednoznacznie podkreślić, że stosowanie przedstawionej powyżej interpretacji art. 

47f ust. 3 pkt 3 Ustawy o świadczeniach, tzn. interpretacji wskazującej na to, że 

„rekomendacją w zakresie niezasadności objęcia refundacją leku" jest także rekomendacja 

pozytywna warunkowa, powodowałoby nieuzasadnione ograniczenie dostępu pacjentów 

do terapii ratujących ich życie lub zdrowie. 

W związku z powyższym wnoszę jak we wstępie. 

Z wyrazami szacunku 

��Q& 
adw. Marcin Pieklak 

Do wiadomości: 

1. dr hab. Marcin Wiącek, prof. UW Rzecznik Praw Obywatelskich,

2. Bartłomiej Chmielowiec, Rzecznik Praw Pacjenta.
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