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Rzecznik Praw Dziecka
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Warszawa, 12 marca 2024 roku

7S5S.422.5.2024.KS

Pani
Izabela Leszczyna
Minister Zdrowia

Szanowna Pani Minister,

dziatajac na podstawie art. 10a ust. 1 ustawy z dnia 6 stycznia 2000 r. o Rzeczniku
Praw Dziecka (Tekst jedn. Dz. U. z 2023 r. poz. 292) zwracam si¢ z uprzejma prosba
o podjecie dziatan na rzecz dzieci z cigzkg hemofiliag A niepowiktang inhibitorem do czynnika
krzepnigcia, w zakresie umozliwienia im refundowanego leczenia produktem leczniczym

Hemlibra® (emicizumab).

W lutym 2024 r. wptynglty do mnie wnioski rodzicéw dzieci cierpigcych na cigezka
hemofili¢ A (niedobor czynnika VIII) w sprawie dostepu dla pacjentdow z ta diagnoza
do leczenia produktem leczniczym Hemlibra® (emicizumab). Obecne lek ten nie jest

refundowany w tej grupie pacjentdw (dzieci z hemofilig A niepowiktanej inhibitorem).

W 2018 r. Emicizumab (Hemlibra®, F. Hoffmann - La Roche, Bazylea, Szwajcaria)
zostal dopuszczony do obrotu w krajach Unii Europejskiej, zas od marca 2020 r. lek ten jest
dostgpny w Polsce dla pacjentow ze zdiagnozowang hemofilia A powiklang inhibitorem
czynnika VIII.

Zgodnie z charakterystyka produktu leczniczego Emicizumab jest humanizowanym
przeciwcialem monoklonalnym, zmodyfikowang immunoglobuling G4 (IgG4). Lek ten jest
wskazany do stosowania w rutynowej profilaktyce epizodow krwawienia u pacjentow
z hemofilia A i z inhibitorami czynnika VIII. Produkt leczniczy moze by¢ stosowany
we wszystkich grupach wiekowych.

Zgodnie z Narodowym Programem Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2019-2023, w 2020 roku rozpoczgto podawanie emicizumabu w grupie
ponad 30 chorych na cigzkg hemofili¢ A powiklang inhibitorem czynnika VIII o wysokim
mianie. Hemlibra nie jest dostepna dla pacjentow z hemofilia A niepowiktang inhibitorem.

Dnia 9 stycznia 2023 r. Minister Zdrowia wydat zlecenie dla Agencji Oceny

Technologii Medycznych 1 Taryfikacji o sformutowanie opinii w sprawie wlaczenia Hemlibry



do modulu PPZ ,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2024 - 2028”, we wskazaniu do stosowania w rutynowej profilaktyce
epizodoéw krwawienia u pacjentow z cigzka hemofilia A bez inhibitora czynnika VIII wraz
z wskazaniem kryteriow wlaczenia (w przypadku zasadnosci wlaczenia).

Zgodnie z zapisami modutu 4 przedmiotowego programu polityki zdrowotnej dotyczy
on zapewnienia czynnikow krzepnigcia o przedluzonym dzialaniu oraz innych nowo
rejestrowanych produktow leczniczych do leczenia hemofilii 1 pokrewnych skaz
krwotocznych dla pacjentow wskazanych przez Rade Programu. Przeznaczenie lekow
w ramach tego modutu dotyczy pacjentow zgloszonych do NCK i1 w ramach wskazan
do podania produktu leczniczego zaakceptowanych przez Ministra Zdrowia, po uprzedniej
opinii AOTMiT.

Dla emicizumabu ustalono oceniane wskazanie dla pacjentow matoletnich
W nastepujacy sposob:

Pacjenci z ciezkq hemofiliq A bez inhibitorow czynnika VIII: ponizej 18 roku zycia,

ktorzy spetniajq przynajmniej jedno z kryteriow:

a. trudny dostep dozylny definiowany jako koniecznos¢ usunigcia drugiego portu bgdz

brak moZzliwosci zatozenia portu, lub

b. wystgpienie co najmniej trzech krwawien rocznie pomimo prawidtowo stosowanej

profilaktyki czynnikiem VIII rekombinowanym, lub

c. kazde dziecko z rozpoznaniem cigzkiej hemofilii A do 2 roku zycia, pod warunkiem

rozpoczecia profilaktyki czynnikiem VIII w odpowiednim czasie.

Szczegotowe  kryteria  wlgczenia  wskazane przez  Podmiot  Odpowiedzialny

na podstawie populacji docelowej szczegotowo okreslonej przez osrodki leczenia

hemofilii, ktore wystosowaly prosbe o umozliwienie stosowania emicizumabu

u chorych z hemofiliqg A bez inhibitora.

Pismem z dnia 30 czerwca 2023 r. (Sygn. BP.422.34.2023.MZ), 6wczesny Prezes
AOTMIT przekazat opinig, iz ,,(...) majac na wzgledzie opini¢ Rady Przejrzystosci, wytyczne
postgpowania medycznego, odnalezione dowody naukowe oraz opinie ekspertdéw uznaje
za niezasadne wprowadzenie produktu leczniczego Hemlibra® (emicizumab) dla pacjentow
z ciezka postacig hemofilii A bez inhibitora w ramach modulu 4 programu polityki
zdrowotnej pn. ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2024-2028”. Koszty emicizumabu s3 wyzsze niz dost¢gpnych

komparatorow, a efekty kliniczne nie uzasadniajg wyzszej wyceny. (...)”



Ciezka posta¢ hemofilii A z niskg aktywnoscig czynnika VIII u dziecka powoduje,
ze nawet niewielki uraz moze doprowadzi¢ do rozlegtych krwawien do stawow, migéni czy
innych struktur organizmu. Nawet pomimo prowadzonej profilaktyki dostgpnymi aktualnie
czynnikami krzepnigcia u dziecka nierzadko wystepuja krwawienia samoistne m.in.
do stawow, do przewodu pokarmowego etc. Pojawiajace si¢ krwawienia wewngtrzne moga
doprowadzi¢ w konsekwencji do przewlektego bolu, utraty mobilnoSci a ostatecznie
do trwalego kalectwa. Moze takze dojs¢ do powiktania w przebiegu hemofilii jakim jest
artropatia hemofilowa. Oprocz tego moga wystapi¢ powiktania samego leczenia choroby takie
jak m.in.: reakcje alergiczne, zaburzenia immunologiczne, wystapienie przeciwciat przeciwko
podawanym czynnikom krzepnigcia, zakazenia wirusami zapalenia watroby typu B lub C,
a takze zakazenie HIV.

Zaznaczenia wymaga, ze - jak podnosza rodzice chorych na hemofili¢ dzieci - kazde
podanie czynnika krzepnigcia (ktore odbywa si¢ kazdorazowo poprzez iniekcje) jest
dla matoletniego bardzo stresujace i traumatyzujgce, szczegdlnie ze proces ten odbywa si¢
bardzo czesto (nawet co drugi dzien). Czgste iniekcje powodujg zrosty w miejscu wkiué,
ktére w przysztosci skutkujg brakiem dostepu zylnego i1 konieczno$cig szukania nowych
miejsc wktucia. Powoduje to, ze komfort zycia dzieci z hemofilig jest bardzo zaburzony,
leczenie jest trudne i wymagajace dla catej rodziny, tak pod wzgledem emocjonalnym jak
1 organizacyjnym.

Na marginesie wskazuj¢, ze kwestia dostepu dzieci z hemofilia zaré6wno A jak i B
do czynnikdéw krzepnigcia o przedtuzonym dziataniu byla juz przedmiotem korespondencji

Biura Rzecznika Praw Dziecka z Ministerstwem Zdrowia w 2023 r.!

Wracajac do leku Hemlibra®, rodzice dzieci cierpiagcych na hemofilie wskazuja,
ze dostep do leczenia tym produktem stanowi szans¢ na normalne funkcjonowanie i lepszy
- nieobarczony ograniczeniami i bélem - rozwdj dziecka. Emicizumab podawany jest bowiem
podskdrnie znacznie rzadziej (nawet jeden raz w miesigcu) niz dostgpne obecnie czynniki

krzepnigcia.

Majac na uwadze powyzsze, zwracam si¢ do Pani Minister z prosba jak we wstepie.

Rzecznik Praw Dziecka

Monika Horna-Cie$lak

! Pismo do Ministerstwa Zdrowia Departament Polityki Lekowej i Farmacji z 20.11.2023 r. ZSS.420.76.2023
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