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Partumentarny Zopil
ds. Clordl Rondkici

Pan
Bartosz Arlukowicz
Minister Zdrowia

Stanowisko

Parlamentarny Zespot ds. Chordb Rzadkich na posiedzeniach w dniu 6 listopada 2013 roku oraz
v dniu 22 kwietnia 2014 roku zapoznal si¢ ze stanowiskiem ekspertéw oraz przedstawicieli
srodowisk pacjentéw dotyczgcym leczenia choroby Fabry’ego.

Zespot w dniu 22 kwietnia br. majac na uwadze zar6wno aspekty merytoryczne jak réwniez
istotne potrzeby spoleczne i zdrowotne oraz stanowisko Rady Konsultacyjnej AOTM nr
20/06/2009 wyrazajace pofrzebg decyzji refundacyjnej wramach owczesnych kompetencii
Zespolu ds. Chor6b Rzadkich przy Ministrze Zdrowia, postanowit przedstawié swoje stanowisko
w sprawie objecia leczeniem pacjentéw z chorobg Fabry’ego.

Mamy nadzieje, ze bedzie ono pomocne dla Ministra Zdrowia przy wydaniu ostatecznej decyzji
administracyjnej w zakresie refundacji leczenia dla pacjentéw oczekujacych na nie od 2005
roku.

Zwatywszy, ze:

1. W Polsce obecnie zdiagnozowanych jest 47 pacjentéw. Czes$¢ z nich otrzymuje czasowe
leczenie charytatywne. Pozostali pacjenci otrzymuja nie tanie, paliatywne leczenie réznymi
lekami tagodzgcymi objawy, wtym $rodkami przeciwbSlowymi i narkotycznymi.
Stosowane sg dializy i przeszczepy nerek.

2. Glownymi przyczynami zgonéw pacjentéw, u ktérych nie podjeto leczenia sg: zawal
i niewydolnos¢ serca, udar mézgu badz przewlekta niewydolnosé nerek. Efekty kliniczne
ETZ przewazaja nad objawowg terapig przeciwbdlowa i zapobiegajs powaznym,
zagrazajagcym zyciu powiklaniom (zawat, udar mozgu).

3. Enzymatyczna Terapia Zastgpcza (ETZ) w leczeniu choroby Fabry’ego jest refundowana
w 24 krajach Europy. Agalzydaza beta zarejestrowana zostata w COMP przy EMA jako
medyczny produkt sierocy. Pierwszy wniosek o objecie ferapig polskich pacjentéw
skierowany zostal do Ministerstwa Zdrowia jesienig 2005 roku. Lek objety jest obecnie
postepowaniem refundacyjnym.

W Unii Europejskiej nie kwestionuje sig skutecznosci i efektywnogci klinicznej ETZ lekiem
agalzydaza beta.



4. Majac na uwadze potrzebg egalitamego traktowania choréb rzadkich, w tym ultra - rzadkie;
choroby Fabry’ego oraz fakt, iz niezbedne jest (vide: Komkluzje z Debaty Publicznej
Europlan 28/09/2013) zgota odmienne finansowe podejécie do zagadnien efektywnogci
kosztowe]j, wskazane jest aby Minister Zdrowia przy wydaniu ostatecznej decyzji
refundacyjnej odstapil od uwzgledniania kryterium wysokosci progu kosztu uzyskania
dodatkowego roku zycia okreslonego w art. 12 pkt. 13 ustawy refundacyjnej.

3. Ze wzgledu na ultra - rzadki charakter tej choroby oraz niewielkg liczbg pacjentéw, wzrost
wydatkow platnika na leczenie chordb rzadkich nie bedzie znaczacy z perspektywy
bezpicczenstwa budzetowego. Przekonani jestesmy, ze leczenie tak nielicznej grupy
pacjentéw przy zastosowaniu mechanizméw podziahu ryzyka pozwoli znalezé rozwigzanie
ekonomicznie bezpieczne dla budzetu platnika, zwlaszcza, ze powstate w NFZ, oszczednosci
w 2012 roku winny byly by¢ przeznaczone na terapie innowacyjne, takie wiasnie jak ETZ
w leczentu choroby Fabry'ego.

Zespél Parlamentarny ds. Choréb Rzadkich rekomenduje Ministrowi Zdrowia RP
wdroZenie programu leczenia choroby Fabry’ego lekiem agalzydaza beta dla 47 obecnie
zdiagnozowanych pacjentéw. Zapewni to im zachowanie sprawnosci pomimo choroby oraz
zapobiegnie ci¢zkim zdrowotnie i bezpesrednio zagrazajacym zyciu powiklanicm.
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Otrzymujs: - Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry'ego
- Krajowe Forum na rzecz terapii chorob rzadkich — Orphan



