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W odpowiedzi na list otwarty pacjentow i ich bliskich w sprawie objecia refundacjg
terapii celowanej stosowanej u chorych na mielofibroze (lek o nazwie handlowej
Jakavi), sygnowany przez Polskg Koalicj¢ Pacjentow Onkologicznych, uprzejmie

prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Na wstepie pragne podkresli¢, iz jednym z gtéwnych celéw dziatan podejmowanych
przez Ministra Zdrowia, jako inicjatora i koordynatora polityki panstwa w zakresie
ochrony zdrowia, jest zapewnienie pacjentom dostepu do skutecznych i bezpiecznych
terapii, w tym innowacyjnych terapii lekowych o skutecznosci klinicznej popartej

twardymi dowodami naukowymi oraz znanym i akceptowalnym profilu bezpieczenstwa.

W tym miejscu nalezy wskazaé, iz zasady i tryb postepowania w zak‘resie objecia
refundacjg produktu-leczniczego okresla ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundaciji
lekdw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 345).

Zgodnie z przepisami ww. ustawy, wszczecie procedury objecia refundacjg produktu

leczniczego w zakresie wskazan rejestracyjnych wymaga ztozenia przez uprawniony
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podmiot wniosku, o ktérym mowa w art. 24 ust. 1 pkt 1. W przypadku nowych lekow,
ktére nie majg odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu, zlozona
dokumentacja zawiera analizy: kliniczng, ekonomiczna, wplywu na budzet podmiotu
zobowigzanego do finansowania $wiadczenh ze $rodkdw publicznych i racjonalizacyjna.
Minister Zdrowia przekazuje wniosek Prezesowi Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) w celu przygotowania analizy weryfikacyjnej
Agencji, stanowiska Rady Przejrzystosci i rekomendacji Prezesa. Agencja dokonuje
oceny leku pod katem skutecznosci Klinicznej i praktycznej, bezpieczenhstwa
stosowania, efektywnosci kosztowej. Eksperci wypowiadajg sie w kwestii istnienia
alternatywnych technologii medycznych. W kolejnym etapie procedowania Komisja
Ekonomiczna dziatajgca przy Ministrze Zdrowia, na podstawie art. 18 ustawy o
refundacji, negocjuje z wnioskodawcg wysoko$¢ urzedowej ceny zbytu, poziom
odptatnosci, wskazania, w ktérych lek ma by¢ refundowany. Dysponujgc rekomendacja
Prezesa Agencji oraz uchwalg Komisji Ekonomicznej, Minister Zdrowia na podstawie
art. 12 ww. ustawy o refundacji, podejmie decyzje o objeciu refundacjg badz odmowie
objecia refundacjg leku, majgc na uwadze uzyskanie jak najwiekszych efektow
zdrowotnych w ramach dostepnych $rodkéw publicznych, przy uwzglednieniu

nastepujacych kryteriow:

1) stanowiska Komisji Ekonomicznej,

2) rekomendacji Prezesa Agencji,

3) istotnosci stanu klinicznego, ktorego dotyczy wniosek o objecie refundacja,

4) skutecznosci klinicznej i praktycznej,

5) bezpieczenstwa stosowania,

6) relacji korzy$ci zdrowotnych do ryzyka stosowania,

7) stosunku kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym,

8) konkurencyjnosci cenowej,

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze

$rodkow publicznych i swiadczeniobiorcdw,

10) istnienia 'alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o
8wiadczeniach, oraz je] efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa
stosowania,

11)  wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteridw, o ktérych mowa w pkt 3-10,



12) priorytetow zdrowotnych okreslonych w przepisach wydanych na podstawie
art. 31a ust. 2 ustawy o Swiadczeniach,

13)  wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
o jako$é, ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto
na jednego mieszkanca, o kiérym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia 26
pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania wartosci rocznego produktu
krajowego brutto (Dz. U. Nr 114, poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817),
a w przypadku braku mozliwosci wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania

dodatkowego roku zycia

- biorgc pod uWade inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym
procedury medyczne, kibre mogg by zastgpione przez wnioskowany lek, Srodek

spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyréb medyczny.

Uprzejmie informuje, iz produkt leczniczy Jakavi zostat dopuszczony do obrotu
na terytorium Unii Europejskie] w procedurze centralnej przez Komisje Europejska.
Zgodnie z zakresem wskazan ujetych w Charakterystyce Produktu Leczniczego, lek

Jakavi jest stosowany w leczeniu:

- powiekszenia $ledziony zwigzanego z chorobg Ilub objawdw wystepujgcych
u dorostych pacjentéw z pierwotnym wibknieniem szpiku (znanym takze jako
przewlekte idiopatyczne widknienie szpiku), widknieniem szpiku poprzedzonym
czerwienicg (nadkrwistoscig) prawdziwg lub wibknieniem szpiku poprzedzonym
nadpftytkowoscig samoistng, |

- dorostych pacjentéw z czerwienicg prawdziwg, u ktérych wystepuje opornosé

lub nietolerancja na leczenie hydroksymocznikiem.

Zgodnie z powyzszym, wszczecie postepowania o objecie refundacjg przedmiotowego
leku stosowanego u chorych na mielofibroze wymagato zfozenia wniosku
przez uprawniony podmiot.

Uprzejmie informuje, iz w dniu 15 marca 2013 r. do Ministra Zdrowia wptynely wnioski
wiadciwego podmiotu odpowiedzialnego o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej
ceny produktu leczniczego Jakavi (trzy dawki leku), w ramach programu lekowego:
Leczenie mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtérnej w przebiegu czerwienicy
prawdziwej i nadplytkowosci samoistnej. Zgodnie z przepisami przywotanej wyzej
ustawy o refundacji konieczne byto uzyskanie analizy weryfikacyjnej Agencji,

stanowiska Rady Przejrzystosci i rekomendacji AOTMIT W zwigzku z powyzszym,




po uzgodnieniu treSci programu lekowego, w dniu 5 marca 2014 r. kopie
przedmiotowych  wnioskéw zostaty przekazane Prezesowi Agencji celem
przygotowania ww. dokumentéw. W dniu 12 maja 2014 r. Prezes Agencji wydat
pozytywng Rekomendacje nr 120/2014 w sprawie objecia refundacjg produktu
leczniczego Jakavi (ruksolitynib), w ramach wnioskowanego programu lekowego,
podkreslajgc jednoczesnie konieczno$¢ realnego obnizenia kosztu terapii z uwagi
na brak efektywnosci kosztowe]. Wedtug oszacowan wnioskodawcy, przedstawionych
w analizie ekonomicznej, koszt uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
0 jakos¢ (QALY), wyrazony w postaci inkrementalnego wspétczynnika kosztdw-
uzytecznosci (ICUR) wyniost z perspektywy NFZ oraz

z perspektywy wspblnej: ptatnika i pacjenta. Zatem ICUR jest ponad 4-krotnie wyzszy
niz obowigzujacy prog efektywnosci kosztowej dla nowych technologii lekowych
obejmowanych refundacjg rowny 3xPKB per capita, fj.

Podkreslenia wymaga, iz zgodnie z zaproponowanym przez wnioskodawce warunkami
finansowymi miesieczny koszt terapii dla jednego pacjenta w zaleznosci
od przyjmowanej dawki ksztaftuje sie na poziomie od ok. 20 tys. zf do ponad 30 tys.
dla maksymalnej dawki dobowej okreslonej w Charakterystyce Produktu Leczniczego.
Warunki objecia refundacja leku Jakavi byly przedmiotem negocjacji Komisiji
Ekonomicznej z wnioskodawcg. Nie udato sie jednak osiggngé porozumienia
gwarantujgcego efektywnosé kosztowg omawiane] technologii lekowej. Komisja
Ekonomiczna, w przyjetym w drodze uchwaly stanowisku, zaproponowane

przez wnioskodawce warunki uznata za nieodpowiednie.

W tym migjscu nalezy podkresli¢, iz stosowanie leku Jakavi w rzadkiej chorobie nie
moze stanowi¢ uzasadnienia do wiaczenia do funkcjonujgcego systemu refundacji
terapii nieefektywnej kosztowo. Jak wskazano powyzej, ustawa o refundacji naktada
bowiem na Ministra Zdrowia obowigzek gospodarowania $rodkami pochodzgcymi
ze sktadek obywateli w sposéb racjonalny, tj. zapewniajgcy wszystkim obywatelom
majgcym zréznicowane potrzeby zdrowotne sprawiedliwy dostep do skutecznych
terapii. Realizacje réwnych i sprawiedliwych spotecznie praw dostepu do lekéw
dla wszystkich chorych, niezaleznie od sytuacji majgtkowej czy subiektywnie
postrzeganej powégi choroby, zapewniajg przejrzyste zasady prowadzenia
postepowania w sprawie objecia leku refundacjg opisane w ustawie o refundacji
oraz podejmowanie przez Ministra Zdrowia decyzji w przedmiotowym zakresie
w oparciu o sprecyzowane kryteria ujete w ww. art. 12, w tym kryterium progu

uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego jako$¢.



Ponadto nalezy zauwazy¢, iz wyniki otrzymane z dwoch randomizowanych badan:
COMFORT-I (poréwnanie leku Jakavi z placebo) oraz COMFORT-Il (poréwnanie leku
Jakavi z najlepsza dostepng terapia), wilaczonych do  przediozonegj
przez wnioskodawce analizy Klinicznej, wskazujg jedynie na zmnigjszenie wielkosci
Sledziony w 24 tygodniu badania (vs najlepsza dostepna terapia) oraz w 24 i 48
tygodniu (vs placebo), przy czym nie jest jasne czy samo zmniejszenie objetosci
$ledziony koreluje z objawami choroby. Z przedstawionych przez wnioskodawce badan
nie wynika réwniez w sposob jasny czy podanie leku wywiera wplyw na przezycie oraz
progresje choroby. Nalezy przy tym zwrdci¢ uwage na dziatania niepozgdane leku, w
tym dotyczgce anemii, trombocytopenii i neutropenii o réznym stopniu nasilenia (w tym
3.1 4. stopnia).

Jak wskazuje przeglad rekomendaciji refundacyjnych wykonany podczas oceny leku
przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, na pie¢ odnalezionych
rekomendaciji jedynie jedna jest pozytywna, trzy sg negatywne, a jedna jest pozytywna
warunkowo. Co wiecej lek nie jest finansowany w zadnym kraju o zblizonym do Polski
poziomie PKB per capita. Odnalezione rekomendacje kliniczne prezentujg zgodne
stanowisko odnosnie wykorzystania ruksolitynibu w terapii konkretnych objawow
towarzyszgcych mielofibrozie - rekomendowany w terapii splenomegalii w przebiegu

mielofibrozy pierwotnej i wtérnej, nie dotyczg za$ terapii samej choroby.

Jednoczesnie informuje, iz rozstrzygniecie w przedmiotowe] sprawie nie zostato
podjete przez Ministra Zdrowia. Jednak obecnie nie sg prowadzone zadne czynnos$ci
administracyjne w odniesieniu do omawiane] terapii, gdyz postepowania zostaty
zawieszone na wniosek podmiotu odpowiedzialnego w dniu 14 sierpnia 2014 r.
Wznowienie prac nad ewentualnym objeciem refundacja leku Jakavi bedzie mozliwe

po ztozeniu przez podmiot wnioskéw o podjecie zawieszonych postepowan.
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