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Szanowna Pani Postanko,

stosownie do art. 1 ust. 2 1 art. 3 ust. 2 pkt 1 oraz art. 3 ust. 4 ustawy z dnia 6 stycznia
2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka (t.j. Dz. U. z 2023 r. poz. 292) Rzecznik Praw Dziecka stoi
na strazy praw dziecka okreslonych w Konstytucji Rzeczypospolitej Polskiej, Konwencji
o prawach dziecka i innych przepisach prawa. Rzecznik dziala na rzecz ochrony praw
dziecka, w szczegolnosci prawa dziecka do ochrony zdrowia. Rzecznik Praw Dziecka
szczegolng 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 szansa na zachowanie zdrowia, a niekiedy takze Zycia.

W tym roku odnotowatam bardzo duzo' zgloszen od rodzicow i bliskich dzieci
z achondroplazja oraz od samych dzieci z ta choroba, ktéra znaczaco wptywa na jakos¢
1 czgsto takze niestety na dtugos¢ zycia, w sprawie umozliwienia im leczenia w Polsce lekiem
VOXZOGO® (wozorytyd), dla ktorego podmiotem odpowiedzialnym jest BioMarin
International Limited.? VOXZOGO® jest jedynym dostepnym obecnie na $wiecie lekiem

dedykowanym ww. chorobie.

! Na dzien sporzadzania niniejszego pisma w Biurze Rzecznika Praw Dziecka zarejestrowanych jest 362 sprawy indywidualne dotyczace
umozliwienia leczenia dzieci z achondroplazja wozorytydem.

2BioMarin Pharmaceutical Inc.- Europe and Canada Region: BioMarin International Limited 6th Floor, 5 Earlsfort Terrace Earlsfort Centre
Dublin 2 DO2 CK83
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W 2022 r., uwzgledniajac kryteria wlaczenia do terapii lekiem VOXZOGO® oraz
przektadajac je na populacje Polski oszacowano, iz leczenie ww. lekiem dotyczy ok. 220
matoletnich pacjentow w Polsce. Obecnie uznaje si¢, ze liczba dzieci kwalifikujacych si¢ do
terapii to 250 maloletnich.

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 niepetnosprawnos¢
imoze skutkowac skroceniem zycia ze wzgledu na powiklania spowodowane chorobami
krazenia.? Zespdt objawdw achondroplazji jest zrodlem cierpienia psychicznego zaréwno dla
samych pacjentow jak tez dla ich rodzin, ktérzy musza mierzy¢ si¢ nie tylko z walka
o zdrowie 1 mozliwie wysoka jako$¢ zycia dziecka ale tez z wykluczeniem spolecznym
i stygmatyzacja w wielu obszarach zycia. Dzieci z achondroplazja do$wiadczaja niestety
takze cierpienia fizycznego 1 bolu zwigzanego ze swoja choroba.

W Polsce nie jest dostgpna zadna metoda terapeutyczna dedykowana ww. jednostce
chorobowej. Leczy si¢ jedynie - w ograniczonym zakresie - objawy wynikajacych
z achondroplazji choréb i probleméw zdrowotnych, wykorzystujac zardbwno farmakoterapig,
rehabilitacje, jak 1 procedury zabiegowe i interwencje chirurgiczne. Terapia VOXZOGO®
moze zahamowac postep tej choroby, ograniczajac czestotliwos¢ 1 koniecznos$¢ hospitalizacji
oraz ewentualnych bolesnych zabiegéw chirurgicznych. Dlatego tez szczeg6lnie istotne jest
dla mnie wykorzystanie wszystkich dostepnych $ciezek na rzecz zapewnienia dzieciom

z achondroplazjg szansy na poprawe jakosci zycia 1 przede wszystkim zdrowia.

Produkt leczniczy VOXZOGO® w dniu 26 sierpnia 2021 r. uzyskal pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu wazne na terytorium Unii Europejskiej. Poczatkowo lek
zarejestrowany byt w terapii pacjentow z potwierdzong achondroplazja w wieku 2 lat
1 starszych, u ktorych nasady kosci dtugich nie zostaty zamknigte, przy czym w pazdzierniku
2023 r. dolna granica podania leku pacjentom ulegta obnizeniu do 4 miesiecy. Lek ten jest
dostepny na polskim rynku jednak nalezy wskazaé, ze nie jest on aktualnie finansowany ze

srodkdéw publicznych w ramach mechanizmu refundacji systemowe;.

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



Lek podlegat finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii
lekowych (,,RDTL”).# Aktualnie nie ma mozliwo$ci finansowania leczenia produktem
leczniczym VOXZOGO® w ramach dostepnych srodkoéw publicznych. Lek ten mogt by¢
finansowany w ramach ratunkowego dostgpu do technologii lekowych do dnia 16 sierpnia
2023 r. Nastepnie, z dniem wejScia w zycie sierpniowego wykazu produktow leczniczych
niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL, taka mozliwos¢ zostata
zamknieta® — zgodnie z zapisami ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkow publicznych. Mozliwo$¢ terapii z zastosowaniem
wozorytydu w ramach procedury RDTL pozostala zachowana juz tylko dla pacjentow, ktorzy
rozpoczeli leczenie z zastosowaniem leku Voxzogo przed dniem 16 sierpnia 2023 r.
1uktorych istniejg uzasadnione przestanki do kontynuacji terapii. (tj. potwierdzona
skuteczno$¢ praktyczna stosowanego dotychczas leczenia).

Z informacji udzielonych mi przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia® odnosnie
pacjentéw leczonych lekiem VOXZOGO® w ramach ratunkowego dostgpu do technologii
lekowych wynika, ze w latach 2020 — 2024 leczonych byto 17 pacjentéw posiadajacych
rozpoznanie ICD-10: Q77.4 Achondroplazja. Natomiast warto$¢ poniesionych przez Fundusz

kosztow zwigzanych z ww. terapia wynidst 13 190 135,04 zt.

4 W ramach tej procedury mozliwe jest wydanie zgody na pokrycie kosztow leku na potrzeby pacjenta, u ktérego w toku dotychczasowej
terapii zostaly wyczerpane dostgpne metody leczenia finansowane ze srodkow publicznych w danym wskazaniu. Finansowaniu w ramach
procedury RDTL podlega¢ moga produkty lecznicze posiadajace pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wazne na terytorium
Rzeczypospolitej Polskiej, pozostajace w obrocie lub dostgpne na polskim rynku, ktore nie znajduja si¢ na wykazie produktow leczniczych
niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL, publikowanym regularnie przez Ministra Zdrowia. Niespetnienie warunkow
wskazanych powyzej, jak rowniez zaistnienie okoliczno$ci, o ktorych mowa w art. 47f ust. 3 pkt 1-4 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2561, z pdzn. zm.), tj.: 1. nieztozenie przez
podmiot odpowiedzialny (lub jego przedstawiciela) wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzgdowej ceny zbytu w terminie wskazanym
przez Ministra Zdrowia; 2. umorzenie postgpowania o objecie refundacja i ustalenie urzgdowej ceny zbytu; 3. wydanie przez Prezesa
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji rekomendacji, w ktorej objecie refundacja danej substancji czynnej w danym
wskazaniu uznaje si¢ za niezasadne; 4. wydanie przez Ministra Zdrowia decyzji o odmowie objecia refundacja i ustalenia urzedowej ceny
zbytu dla danej substancji czynnej w danym wskazaniu - skutkuje brakiem mozliwosci finansowania danego produktu leczniczego w ramach
procedury RDTL i umieszczeniem go na wymienionym wyzej wykazie.

5 W ramach tej procedury mozliwe jest wydanie zgody na pokrycie kosztow leku na potrzeby pacjenta, u ktorego w toku dotychczasowe;j
terapii zostaly wyczerpane dostgpne metody leczenia finansowane ze srodkow publicznych w danym wskazaniu. Finansowaniu w ramach
procedury RDTL podlega¢ moga produkty lecznicze posiadajace pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wazne na terytorium
Rzeczypospolitej Polskiej, pozostajace w obrocie lub dostgpne na polskim rynku, ktore nie znajduja si¢ na wykazie produktow leczniczych
niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL, publikowanym regularnie przez Ministra Zdrowia. Niespetnienie warunkow
wskazanych powyzej, jak rowniez zaistnienie okoliczno$ci, o ktorych mowa w art. 47f ust. 3 pkt 1-4 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2561, z p6zn. zm.) skutkuje brakiem
mozliwos$ci finansowania danego produktu leczniczego w ramach procedury RDTL i umieszczeniem go na wymienionym wyzej wykazie W
odniesieniu do Voxzogo i tych przepiséw: nieztozenie przez podmiot odpowiedzialny (lub jego przedstawiciela) wniosku o objecie
refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu w terminie wskazanym przez MZ poskutkowato brakiem mozliwosci finansowania tego
produktu leczniczego w ramach procedury RDTL i umieszczeniem go w ww. wykazie. Produkt leczniczy Voxzogo znajduje si¢ na wykazie
produktow leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury RDTL od dnia 9 sierpnia 2023 r.

6 Pismo z 27.02.2024 r.



Polskie dzieci z achondroplazja nie maja juz mozliwosci finansowania leczenia
wozorytydem w ramach procedury RDTL, ktora jest ekstraordynaryjna Sciezkg
refundacyjng i nie moze stuzy¢ omijaniu zasadniczego procesu refundacji, szczegdlnie
w przypadku technologii lekowej, ktorej szacunkowy koszt na 1 pacjenta wynosi ponad

1 min zl.

Minister Zdrowia, dostrzegajac niezaspokojong potrzebg medyczng, jaka jest leczenie
achondroplazji, uwzglednit VOXZOGO® w polskim wykazie technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci z okresleniem wskazania: achondroplazja u pacjentow
w wieku co najmniej 2 lat, ktorych nasady kosci diugiej nie sq zamknigte. Powyzsze oznacza,
ze podmiot odpowiedzialny — w tym przypadku BioMarin International Limited — mial
w Polsce otwarta droge do ztozenia wniosku o objecie tego leku refundacja w trybie szybkiej
i uproszczonej $ciezki’. Ponadto, Minister Zdrowia jeszcze trzykrotnie na przestrzenia
ostatnich lat wzywat BioMarin International Limited do zlozenia wniosku refundacyjnego
w ramach standardowego mechanizmu refundacji. BioMarin International Limited z tej
mozliwosci nie skorzystala, co tym samym pozbawia polskie dzieci z achondroplazja

szansy na dostep do obecnie jedynego leczenia.

Majac na uwadze powyzsze okolicznosci od lutego br. prowadzg intensywne dzialania

na rzecz dzieci z achondroplazja, w tym m.in.:

1) 06.02.2024 w Biurze Rzecznika Praw Dziecka odbylam spotkanie z dzie¢mi chorymi
na achondroplazje 1 ich rodzicami (rodzice przedstawili problem wycofania

VOXZOGO® z listy lekéw dostepnych w ramach RDTL);

2) 13.02.2024 r. skierowatam wystapienie do producenta leku - firmy BioMarin
International Limited — zapelem o uwzglednienie sytuacji polskich dzieci
z achondroplazja w dziataniach BioMarin. Zwrdcitam si¢ réwniez o przekazanie
informacji, czy ww. podmiot odpowiedzialny planuje podjecie dziatan na rzecz
przystapienia do polskiej procedury refundacyjnej dla produktu VOXZOGO®, a jezeli

nie, to jakie sg powody tej decyzji;

7 Sciezka ta obejmuje m.in. zwolnienie podmiotu odpowiedzialnego z oplat za zlozenie wniosku oraz dokonanie oceny technologii
medycznej, jak rowniez skrocenie czasu postgpowania refundacyjnego do 60 dni od daty ztozenia wniosku; nalezy przy tym zaznaczy¢, ze
technologie lekowe o wysokim poziomie innowacyjnosci objgte refundacja w ramach tej $ciezki refundacyjnej finansowane sa ze srodkow
Funduszu Medycznego



3) 14.02.2024 r. spotkatam si¢ z Rzecznikiem Praw Pacjenta m.in. w sprawie leczenia
dzieci z achondroplazjg. Podczas tego spotkania uzgodniono nasze wspolne dziatania

na rzecz leczenia polskich dzieci z achondroplazjg;

4) 20.02.2024 przedstawiciele Biura Rzecznika Praw Dziecka spotkali si¢
z Wiceministrem Zdrowia® odpowiedzialnym za polityke lekowg w Polsce oraz
z Zastgpcg Dyrektora Departamentu Polityki Lekowej 1 Farmacji Ministerstwa
Zdrowia w sprawie mozliwosci 1 szans na udostepnienie dzieciom z achondroplazjg

leczenia technologia lekowa VOXZOGO®;

5) 28.02.2024 r. wspdlnie z Rzecznikiem Praw Pacjneta skierowaliSmy wspolne
wystgpienie do BioMarin International Limited w sprawie rozwazenia zlozenia

wniosku o refundacje leku VOXZOGO®;

6) 20.03.2024 r. otrzymatam odpowiedz’ od Dyrektora Jamesa Lennertza z BioMarin
International Limited (z ktdérej wynikalo, ze przedstawiciele tej firmy zamierzaja
,»W najblizszej przysztosci spotka¢ si¢ z Ministerstwem Zdrowia w celu omowienia
warunkow dostepu do Produktu [VOXZOGO] w Polsce”), ktore to pismo
26.03.2024 r. przekazalam do Wiceministra Zdrowia Macieja Mitkowskiego.

7) 12.04.2024 r. uczestniczylam — wraz z przedstawicielami Rzecznika Praw Pacjneta —
w spotkaniu Wiceministra Zdrowia oraz przedstawicieli Departamentu Polityki
Lekowej 1 Farmacji Ministerstwa Zdrowia z przedstawicielami firmy BioMarin

International Limited.

8) 11.06.2024 r. zwrocitam si¢ do Ministerstwa Zdrowia z prosba o udzielenie informacji
o stanie sprawy dotyczacej mozliwosci zapewnienia dzieciom 2z rozpoznang
achondroplazjag dostegpu do leczenia produktem leczniczym VOXZOGO®.
W odpowiedzi udzielono mi informacji, ze dotychczas nie wptyngt do Ministra
Zdrowia wniosek od podmiotu odpowiedzialnego o objecie refundacja i ustalenie ceny

zbytu netto dla produktu leczniczego VOXZOGO®.

9) 11.07.2024 r. uczestniczylam w posiedzeniu Parlamentarnego Zespotu
ds. Achondroplazji, podczas ktorego przedstawitam swoje dotychczasowe i planowane

dzialania na rzecz dzieci z achondroplazja.

8 Panem Maciejem Mitkowskim - w latach 2018-2023 i w 2024 podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia.

° Pismo z dnia 15.03.2024 r. stanowigce odpowiedZ na moje wystgpienie z 13 i 14 marca 2024 r. do ww. firmy farmaceutycznej z apelem o
uwzglednienie sytuacji polskich dzieci z achondroplazja w dziataniach BioMarin oraz przystapienie do polskiej procedury refundacyjnej dla
produktu VOXZOGO®.



10)19.07.2024 1., wspdlnie z Rzecznikiem Praw Dziecka, ponownie skierowaliSmy pismo
do BioMarin International Limited,w ktorym wyraziliSmy nadzieje, ze BioMarin
zdecyduje si¢ przystapi¢ do procedury objecia leku VOXZOGO® refundacjg w Polsce
1 ze podjete dziatania przyczynia si¢ do poprawy sytuacji dzieci z achondroplazja w
obszarze ich dostepu do innowacyjnego i jedynie obecnie zarejestrowanego leczenia.
W odpowiedzi z 23.07.2024 r. podmiot odpowiedzialny poinformowat, ze BioMarin
International Limited zaangazowato eksperta ds. dostepu do lokalnego rynku, aby
pomodgl im w przygotowaniu dokumentacji potrzebnej do zlozenia wniosku o
refundacje dla leku VOXZOGO®. Odpowiedz ta pozwala oczekiwaé, ze ww. podmiot
odpowiedzialny zdecyduje si¢ przystapi¢ do polskiej procedury refundacyjne;.

Cierpienie dzieci ze zdiagnozowanymi nieuleczalnymi chorobami jest dla mnie niezwykle
poruszajace 1 stale motywuje do podejmowania wszelkich mozliwych dzialan na rzecz
zapewnienia im leczenia pozwalajacego na ratowanie ich Zzycia i zdrowia. Dlatego tez
zdecydowatam si¢ wystapi¢ do Pani Postanki w sprawie wsparcia dzieci z chorobami
rzadkimi 1 ultrarzadkimi w zapewnieniu im dostepu do refundowanego leczenia.

W Polsce system refundacji opiera si¢ na trybie wnioskowym, zatem pierwszy ruch
w kierunku objecia danej technologii lekowej refundacja lezy po stronie podmiotu
odpowiedzialnego. Niestety firmy farmaceutyczne nie zawsze sg zainteresowane rynkiem
polskim w réwnym stopniu jak innymi rynkami zagranicznymi.

W przypadku VOXZOGO® lek ten dostepy jest w refundacji w wielu krajach
europejskich m.in. w Niemczech, Czechach, Rosji, Szwajcarii, Francji, Portugalii,
Austrii czy Hiszpanii. W ramach innego dostepu niz tryb refundacyjny, takze
w Czechach, Wegrzech, Estonii, Bulgarii i Rumunii. W Polsce dzieci z achondroplazjg
nie moga skorzysta¢ z leczenia finansowanego ze $rodkéw publicznych, do ktérego
dostep maja dzieci z wieku innych krajéw czlonkowskich Unii Europejskiej. Ci matoletni
skazani sg na oczekiwanie na to, az podmiot odpowiedzialny zdecyduje si¢ zlozy¢é wniosek
refundacyjny a polski minister wlasciwy do spraw zdrowia wyrazi zgode na objecie leku
refundacja.

Dzieci z achondroplazjag nie moga juz czeka¢c. VOXZOGO® mozna podawaé
pacjentowi tylko wtedy, gdy nasady kosci dtugiej nie sg zamknigte. Po tym czasie leczenie
ww. technologia lekowa nie jest mozliwe. Kazdy dzien oczekiwania znaczaco zmniejsza,
a niekiedy tez catkowicie przekresla, szanse¢ na leczenie dziecka z achondroplazja. Dlatego

tez zwracam si¢ z serdecznym apelem do Pani Postanki o wsparcie moich dzialan na rzecz



dzieci z achondroplazja oraz dzieci cierpigcych na inne choroby rzadkie, ktore sa w takiej
samej sytuacji.

Na kanwie sprawy dotyczacej dostepu polskich dzieci z achondroplazja do jedynej obecnie
technologii lekowej dedykowanej ww. chorobie, w mojej ocenie ujawnia si¢ kwestia
nierownego dostepu do leczenia dzieci z okreslong jednostka chorobowa, w szczegdlnosci
z chorobg rzadkg 1 ultrarzadka na terenie UE. Oczywiscie zdaj¢ sobie przy tym sprawe, ze nie
ma procedury obejmowania danego leku rownym dostgpem na rynkach wszystkich panstw
cztonkowskich UE oraz z tego, ze panstwa cztonkowie UE maja r6zne polityki lekowe i rdézne
tryby 1 mechanizmy zapewniania pacjentom dostgpu do leczenia farmakologicznego
finansowanego ze $rodkdéw publicznych danych panstw. Niemniej trudno mi pogodzié si¢
z sytuacja, ze dzieci z achondroplazjag w Polsce pozbawione sg obecnie szansy na leczenie
poprawiajace ich jako$¢ zycia, podczas gdy wigkszos¢ panstw osciennych i wiele panstw UE
takie refundowane leczenie oferuje. Dlatego zwracam si¢ do Pani Postanki z apelem
o rozwazenie przylaczenia si¢ do dziatan na rzecz wsparcia dzieci z chorobami rzadkimi
1 ultrarzadkimi w Polsce, w tym dzieci z achondroplazjg, w zapewnieniu im dostepu do
refundowanego leczenia. Kierunki dziatan jakie mozna podja¢ w ujeciu wspdlnotowym
wyznaczajg m.in. zatozenia reformy unijnych przepisow farmaceutycznych!®. Bede
wdzigczna za wszelkie udzielone wsparcie w sprawie.

Z wyrazami szacunku,

Monika Horna-Cieslak

Rzeczniczka Praw Dziecka

10 https://commission.europa.eu/strategy-and-policy/priorities-2019-2024/promoting-our-european-way-life/european-health-
union/reform-eu-pharmaceutical-legislation_pl
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