Interpelacja do Ministra Zdrowia Pana Konstantego Radziwitta w sprawie leku ratujgcego

zdrowie i zycie 0sdb chorujacych na rdzeniowy zanik miesni.

Szanowny Panie Ministrze!

Rdzeniowy zanik miesni jest ciezkg chorobg o podtozu genetycznym przejawiajacg sie
postepujgcy utratg funkcji miesniowych. SMA zawsze prowadzi do niepetnosprawnosci,
a w wiekszosci przypadkdéw do wczesnej smierci na skutek niewydolnos$ci oddechowej.

Doktadna liczba chorych na rdzeniowy zanik miesni w Polsce nie jest znana. Polski
rejestr pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni, prowadzony przez Warszawski
Uniwersytet Medyczny, obejmuje ok. 300 pacjentdow.

Obecnie nie istnieje lek ze wskazaniem do stosowania w rdzeniowym zaniku miesni —
SMA zalicza sie do choréb nieuleczalnych. Jednak na etapie badan klinicznych znajduje sie
szes¢ lekédw, w tym cztery leczace przyczyny rdzeniowego zaniku miesni. Od pazdziernika
2016 r. jeden z nich, nusinersen, znajduje sie w procedurze dopuszczenia do obrotu
na terenie Unii Europejskiej i USA.

Zmiany w ustawie o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych budzga watpliwosci m.in. Fundacji SMA, ktéra
aktywnie dziata na rzecz pacjentdw z chorobg SMA. Fundacja podkredla, ze zastosowanie
w zapisach ustawy propozycji odejscia od uwzgledniania analizy ekonomicznej w procedurze
refundacyjnej w odniesieniu do lekéw na tzw. choroby ultrarzadkie oraz propozycja
premiowania podmiotéw farmaceutycznych, ktére prowadzity dziatalnos¢ naukowo-
badawczg lub inwestycyjng w Polsce nie jest korzystne dla chorych z rdzeniowym zanikiem
miesni. Z uwagi na specyfike choréb rzadkich — badania kliniczne w takich chorobach czesto
mogaq zosta¢ uruchomione tylko w kilku placéwkach medycznych na swiecie. Nie ma wsréd
nich Polski.

W zwigzku z powyzszym prosze o odpowiedz na nastepujgce pytania:

1. Czy Ministra Zdrowia planuje prowadzenie prac nad takimi zmianami w sektorze
opieki zdrowotnej, aby mogly zosta¢ utworzone i mogly funkcjonowad
wyspecjalizowane osrodki Referencyjne?

2. Czy ministerstwo w pracach nad ustawa refundacyjng planuje uwzglednienie uwag

Fundacji SMA z pisma dotfgczonego do interpelacji m.in. rezygnacji z premiowania



uprzedniej dziatalnosci naukowo-badawczej i inwestycyjnej na terenie
Rzeczypospolitej Polskiej w procedurze refundacyjnej w odniesieniu do lekéw

na choroby rzadkie?

Z powazaniem

Poset Matgorzata Zwiercan



