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Szanowni WĂŷƐƚǁŽ͕ 

 
ďĂƌĚǌŽ�ĚǌŝħŬƵũĞŵǇ�ǌĂ�ŵŝųĞ�ƐųŽǁĂ. NŝĞǌǁǇŬůĞ�ĐŝĞƐǌǇ�ŶĂƐ͕�ǏĞ�ǁƐƉſůŶŝĞ�ǌ�DŝŶŝƐƚĞƌƐƚǁĞŵ��ĚƌŽǁŝĂ�ƵĚĂųŽ�
ŶĂŵ� Ɛŝħ� ǁǇƉƌĂĐŽǁĂđ� ƌŽǌǁŝČǌĂŶŝĞ͕� ŬƚſƌĞ� ƵŵŽǏůŝǁŝ� ŬǁĂůŝĨŝŬƵũČĐǇŵ� Ɛŝħ� ĚŽ� ůĞĐǌĞŶŝĂ� ƉĂĐũĞŶƚŽŵ� 
ǌ�ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌČ� ƐǌĞƌŽŬŝ�ĚŽƐƚħƉ�ĚŽ�ŶĂƐǌǇĐŚ� ůĞŬſǁ͗� ŝǁĂŬĂĨƚŽƌͬƚĞǌĂŬĂĨƚŽƌͬĞůĞŬƐĂŬĂĨƚŽƌ�ǁ� ƐĐŚĞŵĂĐŝĞ�
leczenia skojarzonego z iwakaftorem, lumakaftor/iwakaftor i tezakaftor/iwakaftor w schemacie 
ůĞĐǌĞŶŝĂ�ƐŬŽũĂƌǌŽŶĞŐŽ�ǌ� ŝǁĂŬĂĨƚŽƌĞŵ͘��ĞĐǇǌũĂ�ƚĂ�ƐƚĂŶŽǁŝ�ƉƌǌĞųŽŵ�ĚůĂ�ĐĂųĞũ�ƐƉŽųĞĐǌŶŽƑĐŝ�ĐŚŽƌǇĐŚ�ŶĂ�
ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌħ� ǁ� WŽůƐĐĞ, dlatego oŐƌŽŵŶŝĞ� ĚŽĐĞŶŝĂŵǇ� ƵŬŝĞƌƵŶŬŽǁĂŶĞ� ŶĂ� ǁƐƉſųĚǌŝĂųĂŶŝĞ�
ǌĂĂŶŐĂǏŽǁĂŶŝĞ�ǁƐǌǇƐƚŬŝĐŚ�ŽƐſď�ďŝŽƌČĐǇĐŚ�ƵĚǌŝĂų�ǁ�ƉŽĚũħĐŝƵ� ƚĞũ�ĚĞĐǇǌũŝ͕�ǁ� ƚǇŵ�ƌſǁŶŝĞǏ� ƑƌŽĚŽǁŝƐŬĂ�
ƉĂĐũĞŶƚſǁ͕� ŬƚſƌĞ� ŽĚ� ǁŝĞůƵ� ŵŝĞƐŝħĐǇ� ƉŽĚŬƌĞƑůĂųŽ� ǁ� ĚĞďĞĐŝĞ� ƉƵďůŝĐǌŶĞũ� ƉŝůŶĞ� ƉŽƚƌǌĞďǇ� ĐŚŽƌǇĐŚ� ŶĂ�
ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌħ�ǁ�WŽůƐĐĞ͘ 

 
�ŝĞƐǌǇ�ŶĂƐ�ƌſǁŶŝĞǏ�ŶŝĞƵƐƚĂŶŶǇ�ƌŽǌǁſũ�ƑƌŽĚŽǁŝƐŬĂ�ƉĂĐũĞŶƚſǁ͘�'ƌĂƚƵůƵũĞŵǇ�ƉŽǁŽųĂŶŝĂ�WĂŷƐƚǁĂ�ĨƵŶĚĂĐũŝ�
ŝ�ǁŝĞƌǌǇŵǇ͕�ǏĞ�WĂŷƐƚǁĂ�ĚǌŝĂųĂůŶŽƑđ�ƉŽŵŽǏĞ�ǁǌŵĂĐŶŝĂđ�ďƵĚŽǁĂŶŝĞ�ƑǁŝĂĚŽŵŽƑĐŝ�Ŷƚ͘�ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌǇ�ǁ�
WŽůƐĐĞ͕� ũĂŬ�ƌſǁŶŝĞǏ�ƌŽǌǁŝũĂđ�ŚŽůŝƐƚǇĐǌŶČ�ŽƉŝĞŬČ�ŶĂĚ�ƉĂĐũĞŶƚĂŵŝ�ǌ�ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌČ͘�WĂŷƐƚǁĂ�ƌŽůĂ� ũĞƐt 
nieoceniona. 

 
�ħĚČ� ƑǁŝĂĚŽŵǇŵ� ũĂŬ� ĚƵǏǇŵ� ƉƌǌĞųŽŵĞŵ� ĚůĂ� ƉĂĐũĞŶƚſǁ� ǌ� ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌČ� ǁ� WŽůƐĐĞ� ũĞƐƚ� ǁǇĚĂŶĂ� 
ǁ�ŽƐƚĂƚŶŝĐŚ�ĚŶŝĂĐŚ�ƉŽǌǇƚǇǁŶĂ�ĚĞĐǇǌũĂ�ƌĞĨƵŶĚĂĐǇũŶĂ͕�ĚŽŬųĂĚĂŵǇ�ǁƐǌĞůŬŝĐŚ�ƐƚĂƌĂŷ͕�ĂďǇ�ŝŶĨŽƌŵĂĐũĞ nt. 
ƐƚŽƐŽǁĂŶŝĂ�ŶĂƐǌǇĐŚ�ƚĞƌĂƉŝŝ͕�ǁƐŬĂǌĂŷ�ĚŽ�ůĞĐǌĞŶŝĂ�ǁ�ǌĂůĞǏŶŽƑĐŝ�ŽĚ�ŐƌƵƉǇ�ǁŝĞŬŽǁĞũ�ĐǌǇ�ƌŽĚǌĂũƵ�ŵƵƚĂĐũŝ�
genu CFTR ďǇųǇ�ĚŽďƌǌĞ�ǌŶĂŶĞ�ůĞŬĂƌǌŽŵ�ƐƉĞĐũĂůŝǌƵũČĐǇŵ�Ɛŝħ�ǁ�ůĞĐǌĞŶŝƵ ƉĂĐũĞŶƚſǁ�ǌ�ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌČ͘ 

 
��ƵǁĂŐŝ͕�ǏĞ� ůŝƐƚĂ�ŵƵƚĂĐũŝ�ŐĞŶƵ��&dZ�ũĞƐƚ�ŽƚǁĂƌƚĂ, ĚǇŶĂŵŝĐǌŶŝĞ�Ɛŝħ�ǌŵŝĞŶŝĂ ŽƌĂǌ�ĐŚĐČĐ�ŵŝĞđ�ƉĞǁŶŽƑđ�
dostarczania najbardziej aktualnych danych w tym zakresie, ƵƉƌǌĞũŵŝĞ�ƉƌŽƐŝŵǇ�Ž�ďĞǌƉŽƑƌĞĚŶŝ�ŬŽŶƚĂŬƚ�
ƉĂĐũĞŶƚſǁ�ǌ�ůĞŬĂƌǌĂŵŝ͕�ŬƚſƌǌǇ�ǁ�ŽƉĂƌĐŝƵ�Ž�ďŝĞǏČĐǇ�ŬŽŶƚĂŬƚ�ǌ�ŶĂŵŝ͕�ŵŽŐČ�ƵĚǌŝĞůŝđ�pacjentom wszelkich 
ŶŝĞǌďħĚŶǇĐŚ�ŝŶĨŽƌŵĂĐũŝ�ĚŽƚǇĐǌČĐǇĐŚ�ƐƚŽƐŽǁĂŶŝĂ�ƚĞƌĂƉŝŝ�sĞƌƚĞǆ�ǁ�ǌĂůĞǏŶŽƑĐŝ�Žd typu mutacji czy grupy 
wiekowej pacjenta.  
�� ŶĂƐǌĞũ� ƐƚƌŽŶǇ� ĚĞŬůĂƌƵũĞŵǇ� ƉĞųŶČ� ŽƚǁĂƌƚŽƑđ� ŝ� ƉŽŵŽĐ� ůĞŬĂƌǌŽŵ� ǁ� ĚŽƐƚĂƌĐǌĞŶŝƵ� ŶŝĞǌďħĚŶǇĐŚ, 
najbardziej aktualnych ŝŶĨŽƌŵĂĐũŝ� ĚŽƚǇĐǌČĐǇĐŚ rodzaju mutacji genu CFTR͕� ǁƐŬĂǌĂŷ� ĚŽ� ƐƚŽƐŽǁĂŶŝĂ�
terapii Vertex ŽďũħƚǇĐŚ� ƌĞĨƵŶĚĂĐũČ͕�ĚďĂũČĐ� ũĞĚŶŽĐǌĞƑŶŝĞ�Ž� ƚŽ͕�ďǇ ŬĂǏĚǇ�ŬǁĂůŝĨŝŬƵũČĐǇ� Ɛŝħ�ĚŽ� ůĞĐǌĞŶŝĂ�
pacjent ŵŝĂų�ŵŽǏůŝǁŽƑđ�ďǇĐŝĂ�ǁųČĐǌŽŶǇm do leczenia. 
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�ĚĂũČĐ�ƐŽďŝĞ�ƐƉƌĂǁħ͕�ǏĞ�ǁĐŚŽĚǌČĐĂ�ǁ�ǏǇĐŝĞ�ŽĚ�ϭ�ŵĂƌĐĂ�ĚĞĐǇǌũĂ�ƌĞĨƵŶĚĂĐǇũŶĂ�ĚŽƚǇĐǌČĐĂ�ƚĞƌĂƉŝŝ�sĞƌƚĞǆ͕�
nie obejmuje wszysƚŬŝĐŚ�ŐƌƵƉ�ƉĂĐũĞŶƚſǁ�ŝ�ǁĐŝČǏ�ƐČ�chorzy, ŬƚſƌǌǇ�ĐǌĞŬĂũČ�ŶĂ�ĚŽƐƚħƉŶŽƑđ�ĚŽ�ƌĞĨƵŶĚĂĐũŝ�
ůĞĐǌĞŶŝĂ͕�ŝŶƚĞŶƐǇǁŶŝĞ�ƉƌĂĐƵũĞŵǇ�ŶĂĚ�ƉƌǌǇŐŽƚŽǁĂŶŝĞŵ�ƐƚŽƐŽǁŶĞũ�ĚŽŬƵŵĞŶƚĂĐũŝ�ŶŝĞǌďħĚŶĞũ�ĚŽ�ǌųŽǏĞŶŝĂ�
ǁŶŝŽƐŬƵ� ƌĞĨƵŶĚĂĐǇũŶĞŐŽ� Ž� ŽďũħĐŝĞ� ĨŝŶĂŶƐŽǁĂŶŝĞŵ� ǌ� ďƵĚǏĞƚƵ� ƉĂŷƐƚǁĂ� ƚĞƌĂƉŝŝ 
iwakaftor/tezakaftor/eleksakaftor w schemacie leczenia skojarzonego z iwakaftorem. Nowy wniosek 
ďħĚǌŝĞ�ŽďĞũŵŽǁĂų wskazaniĂ�ǌĂƌĞũĞƐƚƌŽǁĂŶĞ�ƉƌǌĞǌ�<ŽŵŝƐũħ��ƵƌŽƉĞũƐŬČ w oparciu o decyzje: 
 

x ǁǇĚĂŶČ�ǁ�ĚŶŝƵ�ϭϭ�ƐƚǇĐǌŶŝĂ�ϮϬϮϮ�ƌ͘�ĚŽƚǇĐǌČĐČ leczenia dzieci z mukowiscydŽǌČ�ǁ�ǁŝĞŬƵ�ŽĚ�ϲ�ĚŽ�
ϭϭ� ůĂƚ͕� Ƶ� ŬƚſƌǇĐŚ� ǁǇƐƚħƉƵũĞ� ĐŽ� ŶĂũŵŶŝĞũ� ũĞĚŶĂ� ŵƵƚĂĐũĂ� &ϱϬϴĚĞů� ǁ� ŐĞŶŝĞ� ƌĞŐƵůĂƚŽƌĂ�
przewodnictwa transmembranowego mukowiscydozy (CFTR), 

x ǁǇĚĂŶČ�ǁ�ĚŶŝƵ�Ϯϴ�ŬǁŝĞƚŶŝĂ�ϮϬϮϭ�ƌ͘�ĚŽƚǇĐǌČĐČ�ůĞĐǌĞŶŝĂ�ƉĂĐũĞŶƚſǁ�ǌ�ŵƵŬŽǁŝƐĐǇĚŽǌČ�ǁ�ǁŝĞŬƵ�
12 lat i starsǌǇĐŚ�ǌ�ĐŽ�ŶĂũŵŶŝĞũ�ũĞĚŶČ�ŵƵƚĂĐũČ�&ϱϬϴĚĞů�ǁ�ŐĞŶŝĞ��&dZ 

 
�ŝĞƐǌǇŵǇ�Ɛŝħ͕�ǏĞ�ŽƐŽďǇ�ŬǁĂůŝĨŝŬƵũČĐĞ�Ɛŝħ�ĚŽ�ƚĞƌĂƉŝŝ�ǁ�ƌĂŵĂĐŚ�ƉƌŽŐƌĂŵƵ�ůĞŬŽǁĞŐŽ ŽďŽǁŝČǌƵũČĐĞŐŽ�ŽĚ�
ϭ� ŵĂƌĐĂ� ϮϬϮϮ� ƌ͘� ďħĚČ� ŵŽŐųǇ� ƐŬŽƌǌǇƐƚĂđ� ǌ ůĞĐǌĞŶŝĂ� ŶĂŬŝĞƌŽǁĂŶĞŐŽ� ŶĂ� ǁĂĚůŝǁĞ� ďŝĂųŬŽ͕� ŬƚſƌĞ� ũĞƐƚ�
ƉƌǌǇĐǌǇŶČ�ŝĐŚ�ĐŚŽƌŽďǇ͘�:ĞĚŶĂŬ�ƐƚĂǁŝĂŵǇ�ƐŽďŝĞ�ǌĂ�ĐĞů͕�ĂďǇ�ŶĂƐǌĞ�ůĞŬŝ�ďǇųǇ�ĚŽƐƚħƉŶĞ�ĚůĂ�ũĂŬ�ŶĂũǁŝħŬƐǌĞũ�
ůŝĐǌďǇ�ƉĂĐũĞŶƚſǁ.  
 
:ĞƐǌĐǌĞ�ƌĂǌ�ĚǌŝħŬƵũĞŵǇ�ǌĂ�WĂŷƐƚǁĂ�ǌĂĂŶŐĂǏŽǁĂŶŝĞ� ŝ�ƐǌĞƌǌĞŶŝĞ�ƑǁŝĂĚŽŵŽƑĐŝ�Ŷƚ͘�ŵƵŬŽwiscydozy oraz 
ǁƐƉĂƌĐŝĞ�ƉĂĐũĞŶƚſǁ�ǁ� ŝĐŚ�ĐŽĚǌŝĞŶŶǇĐŚ�ǌŵĂŐĂŶŝĂĐŚ�ǌ� ĐŚŽƌŽďČ͘ WŽǌŽƐƚĂũĞŵǇ�ǁ�ŬŽŶƚĂŬĐŝĞ� ŝ� ũĞƐƚĞƑŵǇ�
ŽƚǁĂƌĐŝ�ŶĂ�ĚĂůƐǌǇ�ĚŝĂůŽŐ�ǌ�WĂŷƐƚǁĞŵ͘ 

 
Z wyrazami szacunku,  

Marek Macyszyn 
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