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Szanowny Panie Ministrze,
z duzym z niepokojem przyjmuj¢ informacje medialne! dotyczace zabezpieczenia dostepu
do $wiadczen zdrowotnych w postaci farmakoterapii na rzecz pacjentéw pediatrycznych?
cierpigcych na mukowiscydoze’.

Pomimo ze od marca 2022 r* leki przyczynowe stosowane w leczeniu
mukowiscydozy® znajduja si¢ w wykazie lekow refundowanych, wielu pacjentdw
uprawnionych do podjecia terapii w ramach programu lekowego® nadal oczekuje na jego

realizacjg.

Thttps://www.rynekzdrowia.pl/choroby-rzadkie/Mukowiscydoza-Pacjenci-pozostaja-bez-w-pelni-refundowane;j-
terapii,236544,1024.html
https://www.rmf24.pl/regiony/zakopane/news-ile-osob-otrzyma-refundacje-nowej-terapii-mukowiscydozy-

malo,nld,604928 7#crp_state=1

2 W Polsce szacuje si¢, ze z mukowiscydozg zyje okoto 2,5 tysigca chorych, z czego duzg cze$¢ stanowig dzieci
i mtodziez szkolna.

3 Mukowiscydoza jest przewlekla chorobg dotyczacg przede wszystkim uktadu oddechowego i pokarmowego. Przyczyng
choroby sa mutacje w genie CFTR (ang. cystic fibrosis transmembrane conductance regulator, blonowy regulator
przewodnictwa). Chorzy na mukowiscydoz¢ posiadaja zmutowany gen, ktéry powoduje nieprawidtowa prace komodrek
wydzielniczych znajdujacych si¢ w wielu organach ludzkiego organizmu. Komorki te wydzielaja nieprawidlowy, gesty
ilepki $luz. Wydzielina ta gromadzi si¢ w réznych uktadach, zwlaszcza w oskrzelach, ptucach, przewodzie pokarmowym
i uktadzie rozrodczym, uposledzajac ich dziatanie ipowodujac wystgpowanie réoznych powiktan. Wdrozenie leczenia
objawowego, fizjoterapii oraz profilaktyki zakazen moze skutecznie wydluzy¢ zycie pacjentdow i polepszy¢ komfort ich
funkcjonowania

4 Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 21 lutego 2022 r. w sprawie wykazu refundowanych lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 marca 2022 r.

> W ramach programu lekowego programu lekowego objeto refundacja leki przyczynowe —stosowane
w mukowiscydozie. Zawarta w leku Kalydeco substancja czynna, iwakaftor, zwigksza aktywno$¢ wadliwego biatka CFTR.
W wyniku tych dziatan nastgpuje poprawa funkcjonowania kanatéow chlorkowych, rozrzedzenie §luzu w ukladzie
oddechowym i sokéw trawiennych, co pomaga tagodzi¢ objawy choroby. Tylko ze ten lek ma ograniczenia. Pacjenci z
mukowiscydoza posiadaja rézne mutacje CFTR. A ten lek dziata tylko na wybrane mutacje i moze by¢ zastosowany u bardzo
niewielkiej liczby pacjentéw. Drugi lek, Orkambi, sktada si¢ z dwoch sktadnikéw aktywnych i moze by¢ zastosowany u
wigkszej liczby pacjentow. Jedna z substancji czynnych leku Orkambi, lumakaftor, zwigksza ilo$¢ biatek CFTR na komorce,
a druga, iwakaftor, zwigksza aktywno$¢ wadliwego biatka CFTR. Trzeci lek Symkevi jest wlasciwie terapig ztozong z dwoch
lekow, (Symkevi iKalydeco). Jedna z substancji czynnych leku Symkevi, tezakaftor, zwigksza liczbe bialek CFTR na
powierzchni komorek, a druga, iwakaftor, zwigksza aktywno$¢ wadliwego biatka CFTR. Ale réwniez ten preparat mozna
zastosowac tylko u cze$ci pacjentdéw z wybranymi mutacjami. Czwarty lek Kaftrio to najnowszy lek przyczynowy w
mukowiscydozie i jest terapia zlozona z dwoch lekow (Kaftrio, a Kalydeco), ktéry ma zastosowanie u okoto 70%-90%
pacjentow z mukowiscydoza.

6 LECZENIE CHORYCH NA MUKOWISCYDOZE (ICD-10: E84)
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W Polsce na mukowiscydoze choruje prawie 2000 oséb. Ta wielouktadowa choroba
genetyczna ma wyjatkowo cigzki przebieg. Niezwykle wazne jest jej wczesne wykrycie,
a nastgpnie jak najszybsze objecie chorego kompleksowa, skoordynowang opieka zdrowotng
oraz systematyczng rehabilitacja. Mukowiscydoza zaczyna si¢ w zyciu plodowym 1 jest
chorobg postepujaca. Im szybceiej rozpocznie si¢ leczenie, tym lepsze sa rokowania. Obecnie
srednia zycia chorych na mukowiscydozg¢ w Polsce wynosi 24 lata. Rozpoczgcie terapii
lekami przyczynowymi znaczgco wydluza okres zycia, a nawet daje szanse na osiggni¢cie
wieku podesztego’. Tym samym nadrzgdnym celem winno by¢ niezwloczne zapewnienie
chorym dostepu do lekow ratujacych zycie. Na organach panstwa spoczywa zatem obowigzek
podjecia niezwlocznych i konkretnych dzialan majacych na celu zapewnienie uprawnionym
do refundacji pacjentom dostepu do gwarantowanych §wiadczen zdrowotnych.

Doceniajac starania resortu zdrowia podejmowanych w zakresie ogloszonej refundacji
oraz majac S$wiadomo$é, ze zrealizowanie wszystkich zalozen programu lekowego
— szczegolnie w pierwszych miesigcach od jego wprowadzenia - wymaga duzego wysitku
organizacyjnego, jak réwniez spetnienia wielu procedur lezacych takze po stronie
poszczegblnych osrodkow leczenia, stosownie do art. 11 ust. 1 oraz art. 10 ust. 1 pkt 2 ustawy
z dnia 6 stycznia 2000 r. o Rzeczniku Praw Dziecka (Dz. U. z 2020 r. poz. 141), zwracam si¢
do Pana Ministra z uprzejmg prosba o wskazanie, czy poziom zabezpieczenia $rodkéw
finansowych bedacych w dyspozycji wojewodzkich oddziatow NFZ jest adekwatny
1 wystarczajacy do stopnia potrzeb uprawnionych do refundacji pacjentdw, ewentualnie jakie
sa obecnie mozliwosci pilnego udostegpnienia lekow przyczynowych w ramach programu
lekowego pacjentom znajdujacym si¢ w najciezszych stanach klinicznych. Jesli prowadzone
sa obecnie prace nad przyjeciem rozwigzan w przywolanym zakresie, uprzejmie prosze

o wskazanie aktualnego etapu ich realizacji.

Z powazaniem
Rzecznik Praw Dziecka
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"https://pulsmedycyny.pl/terapia-przyczynowa-w-mukowiscydozie-bedzie-w-polsce-refundowana-wiemy-od-kiedy-1141349
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