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Szanowny Panie,

Rzecznik Praw Dziecka stoi na strazy praw dziecka okreslonych w Konstytucji
Rzeczypospolitej Polskiej, Konwencji o prawach dziecka i innych przepisach prawa. Rzecznik
dziata na rzecz ochrony praw dziecka, w szczegolnosci prawa dziecka do ochrony zdrowia.

Rzecznik Praw Dziecka szczegdlng troskq i pomocq otacza dzieci z niepetnosprawnosciq.!

W moim szczegdlnym zainteresowaniu jest sytuacja kazdego dziecka potrzebujacego
pomocy w zapewnieniu mu dostepu do leczenia. W tym konteks$cie szczegolnie ztozona
1 trudna jest sytuacja dzieci cierpigcych na choroby rzadkie, dla ktérych nowe 1 innowacyjne
technologie lekowe sa jedyng szansg na zachowanie zdrowia, a niekiedy takze zycia.

W ostatnim czasie odnotowalam bardzo duzo zgloszen od dzieci, rodzicow i
opiekunéw dzieci ze zdiagnozowang achondroplazjg — chorobg, ktora znaczaco wplywa na
jako$¢ a czasem réwniez niestety na dlugos$¢ zycia — w sprawie umozliwienia im leczenia w
Polsce lekiem VOXZOGO® (wozorytyd). VOXZOGO® jest jedynym dostepnym obecnie na
swiecie lekiem dedykowanym ww. chorobie.

Apele w tej sprawie wplywaja do mnie réwniez od organizacji pozarzagdowych.

Achondroplazja jest chorobg dziedziczng spowodowang mutacja w genie kodujacym
receptor 3 dla czynnika wzrostu fibroblastow — FGFR3 (ang. fibroblast growth factor receptor
3). Pacjenci, ktorzy odziedziczyli wadliwy gen od obojga rodzicow, sg najciezej dotknieci
chorobg i1 zwykle umieraja okoto urodzenia lub kilka miesigcy pdzniej. U pacjentdow z tylko
jednym wadliwym genem FGFR3 achondroplazja powoduje dlugotrwata niepetnosprawnosé

1moze skutkowa¢ skroceniem zycia ze wzglgdu na powiklania spowodowane chorobami

! Ustawa z dnia 6 stycznia 2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka (t.j. Dz. U. z 2023 r. poz. 292) — art. 1 ust. 2 i art. 3 ust. 2 pkt 1 oraz art. 3 ust. 4



krazenia.? Zesp6t objawdéw achondroplazji jest zrédtem cierpienia psychicznego zarowno dla
samych pacjentow jak tez dla ich rodzin, ktérzy musza mierzy¢ si¢ nie tylko z walka
o zdrowie 1 mozliwie wysoka jakos¢ zycia dziecka ale tez z wykluczeniem spolecznym
1 stygmatyzacja w wielu obszarach Zycia. Dzieci z achondroplazja do$wiadczaja niestety
takze cierpienia fizycznego i bolu zwigzanego ze swoja choroba. Terapia VOXZOGO® moze
zahamowac¢ postep choroby, ograniczajac czestotliwos¢ i1 koniecznos¢ hospitalizacji oraz
bolesnych zabiegow chirurgicznych. Dlatego tez szczegélnie istotne jest dla mnie
wykorzystanie  wszystkich dostgpnych $ciezek na rzecz zapewnienia dzieciom

z achondroplazjg szansy na poprawe jakos$ci zycia i przede wszystkim zdrowia.

VOXZOGO® byt dostepny dla maloletnich pacjentow w Polsce do 14 sierpnia 2023 r.
kiedy to lek ten podlegat finansowaniu w ramach procedury Ratunkowy Dostep do
Technologii Lekowych (RDTL). Finansowanie terapii wozorytydem prowadzonej w ramach
procedury RDTL mozliwe bylo do dnia wejScia w zycie zapisow wykazu produktow
leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL, opublikowanego
w dniu 7 sierpnia 2023 r.> Z uwagi na to polskie dzieci z achondroplazjg nie majg juz
mozliwo$ci finansowania leczenia wozorytydem w ramach procedury RDTL, ktora jest
ekstraordynaryjng $ciezka refundacyjng i nie moze shuzy¢ omijaniu zasadniczego procesu
refundacji, szczegdlnie w przypadku technologii lekowej, ktorej szacunkowy koszt na

1 pacjenta wynosi 1,5 min zt.

W 2022 r., uwzgledniajac kryteria wiaczenia do terapii lekiem VOXZOGO® oraz
przektadajac je na populacje Polski oszacowano, iz leczenie ww. lekiem dotyczy ok. 220
maloletnich pacjentéw w Polsce.

Dnia 25 lutego 2022 r. VOXZOGO® zostal uwzgledniony w polskim wykazie
technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci z okresleniem wskazania:
achondroplazja u pacjentow w wieku co najmniej 2 lat, ktorych nasady kosci dlugiej nie sq
zamkniete. Powyzsze oznacza, ze podmiot odpowiedzialny — w tym przypadku BioMarin
Pharmaceutical Inc. — miat w Polsce otwarta droge do zlozenia wniosku o objecie tego leku

refundacja w trybie szybkiej $ciezki. Ponadto, Minister Zdrowia jeszcze dwukrotnie wzywat

2 Voxzogo (wosorytyd) we wskazaniu: leczenie achondroplazji u pacjentéw w wieku co najmniej 2 lat, ktorych nasady kosci dtugiej nie sa
zamknigte. Rozpoznanie achondroplazji powinno by¢ potwierdzone za pomoca odpowiedniego badania genetycznego - Opracowanie
analityczne. Zatacznik do Raportu oceny technologii o wysokiej innowacyjnos$ci w ramach Funduszu Medycznego za rok 2022 Nr: 27/2022
Data ukonczenia: 10.02.2022 r

3 Podstawa prawng tego dziatania jest art. 47f ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkow publicznych (t.j. Dz. U. z 2022 r. poz. 2561 z p6zn. zm.),



BioMarin Pharmaceutical Inc. do zlozenia wniosku refundacyjnego w ramach standardowego
mechanizmu refundacji. BioMarin Pharmaceutical Inc. z tej mozliwos$ci nie skorzystata, co
tym samym pozbawia polskie dzieci z achondroplazja szansy na dostep do obecnie jedynego
leczenia.

Majac na uwadze powyzsze, zwracam si¢ z serdecznym apelem o uwzglednienie
sytuacji polskich dzieci z achondroplazja w dzialaniach BioMarin Pharmaceutical Inc.
Bede rowniez wdzig¢czna za przekazanie informacji czy BioMarin Pharmaceutical Inc. planuje
podjecie dzialan na rzecz przystgpienia do polskiej procedury refundacyjnej dla produktu
VOXZOGO®), a jezeli nie, to jakie sg powody tej decyzji.

Z powazaniem
Rzecznik Praw Dziecka

Monika Horna-Cieslak
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