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Szanowny Pan Szymon Chrostowski
Prezes Zarzadu Polskiej Koalicji Pacjentéw Onkologicznych
Grupa Wsparcia Chorych na

Nowotwory Mieloproliferacyjne

Szanowny Panie Prezesie,

W odpowiedzi na Pana prosbe o opinie w sprawie leku Jakavi, po zapoznaniu sie z odpowiedzig pana
lgora Radziewicza — Winnickiego, podsekretarza stanu w ministerstwie zdrowia pragne zauwazyc, ze
zasadniczo argumenty przytaczane na poparcie negatywnej decyzji o mozliwosci refundacji tego leku
w Polsce sg natury farmakoekonomicznej, nie zas medycznej. Pan podsekretarz stanu wspomina o
zbyt wysokim koszcie uzyskania QUALY i uznaje zaproponowane przez wnioskodawce warunki
finansowe za nieodpowiednie. Niepokojace jest stwierdzenie popierajgce decyzje odmowng, ktére
przywotuje informacje, ze w zadnym kraju o podobnym do Polski PKB lek ten nie jest refundowany,
co oznacza uzaleznienie mozliwosci skutecznego leczenia chorych na nowotwér akurat tym lekiem od
chwilowego stanu Polskiej gospodarki. Przywotane w odpowiedzi podsekretarza stanu medyczne
argumenty merytoryczne sg catkowicie nieaktualne, gdyz oparte s najpewniej na stanie wiedzy z
2013r, kiedy to do ministerstwa wptynat wniosek o refundacje Jakavi. Aktualne wyniki badan
COMFORT | i COMFORT It wskazujg, ze zastosowanie leku Jakavi wigze sie nie tylko z redukcjg
wielkosci $ledziony, znaczng redukcjg nasilenia objawdw konstytucjonalnych ( o czym wspomina w
uzasadnienie) , ale takze okoto 50% redukcjg ryzyka zgonu w pordéwnaniu z grupg leczong placebho
(COMFORT! ) lub najlepsza dotychczas stosowang terapig (COMFORT Il). W tym pierwszym przy
medianie obserwacji 51 tygodni zanotowano 13 (8,4%) zgonéw w grupie ruksolitynibu i 24 (15,7%)
zgondw w grupie placebo , [1,2,3], w badaniu COMFORT Il u chorych leczonych inhibitorem kinaz
wykazano istotne statystycznie wydtuzenie catkowitego przezycia i zmniejszenie o potowe ryzyka
zgonu w stosunku do grupy kontrolnej BAT (hazard ratio, 0.48; 95% CI, 0.28-0.85; log-rank
test, P=0,009] [4]. Co bardzo istotne w obu badaniach randomizowanych wydtuzenie catkowitego
przezycia chorych leczonych Jakavi obserwowano takze u chorych z grup kontrolnych
doswiadczajgcych progresji [5]. Wskazuje to na kenieczno$é niezwtocznego wdrozenia tego leczenia u
chorych na mielofibroze z ryzykiem posrednim 2 lub wysokim. W uzasadnieniu odmowy refundacji
wspomina sie o braku takiego efektu leczenia, stad wniosek, ze pismo to oparte zostato na btednych
przestankach opartych o nieaktualne informacje. Nalezy podkresli¢, ze Jakavi jest jedynym
zarejestrowanym preparat do leczenia samoistnego wtdknienia szpiku, ktory jest w stanie wydtuzyc
przezycie chorych. Nie istnieje inne, réwnie skuteczne leczenie. Ze wzgledu na starszy wiek chorych
w chwili rozpoznania i czesto wystepujace u nich schorzenia wspétistniejagce ryzykowng metode
alogenicznej transplantacji mozna zaproponowac jedynie nielicznym sposrdd nich. Pragne takze
zwroci¢ uwage na fakt, ie brak mozliwosci leczenia lekiem Jakavi wiekszej grupy chorych na



widknienie szpiku w Polsce powoduje, ze firmy farmaceutyczne produkujace innowacyjne leki
przeznaczone do leczenia tego schorzenia rezygnujg z badan klinicznych nad nimi w naszym kraju.
Blokowany jest zatem takie dostep polskich pacjentéw do innowacyjnych terapii rowniez w ramach
badai klinicznych — aktualnie jedynej mozliwosci skuteczniejszego niz dotad leczenia bardzo
ograniczonej liczby chorych na mielofibroze.
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