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TERMINOLOGIA

= Choroby rzadkie to bardzo rzadko wystepujace choroby uwarunkowane genetycznie,
o przewleklym 1 ciezkim przebiegu, w wiekszoSci ujawniajagce sie w wieku dzieciecymi, dotykaja
nie wiecej niz 5 na 10 000 0sdb.

= Leki sieroce (orphan medicinal products) - leki desygnowane przez COMP (Committee for Orphan
Medicinal Products). Dzieki tej desygnacji leki majg inne wymagania rejestracyjne (wymagania wobec
badan Kklinicznych, procedury, oplaty) wynikajagce z rzadko$Sci wystepowania choroby, liczebnos$ci
populacji, przebiegu itp.

= UWAGA!!! Nie wszystkie leki stosowane w chorobach rzadkich maja desygnacje ORPHAN!!!

» Niektore zostaly zarejestrowane przed powolaniem COMP

» Niektore leki pospolite okazaly sie po pewnym czasie stosowania skuteczne réwniez w leczeniu chordéb
rzadkich

» Po uplywie 10 lat od rejestracji, leki traca status ORPHAN, ale dalej stosowane sa w leczeniu
tej samej rzadkiej choroby
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UREGULOWANIA PRAWNE

Pierwszg regulacje prawna dotyczaca lekow sierocych stworzono w Stanach Zjednoczonych w 1983 roku.
Orphan Drug Act wprowadzil liczne zachety do rozwoju prac nad tymi lekami, ulatwiajac szybkie
wprowadzenie ich do obrotu. Unia Europejska w roku 2000 wprowadzila Rozporzadzenie 141/2000
Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 16 grudnia 1999r. w sprawie sierocych produktow
leczniczych. Rozporzadzenie to okreSlilo wspoélnotowg procedure oznaczania produktéw leczniczych
jako sieroce i zapewnilo zachety dla prac badawczo-rozwojowych dotyczacych tych lekow a takze
wprowadzilo czasowg ochrone rynkowa producentow leko6w sierocych. Na mocy tego rozporzadzenia
powstal Komitet do spraw sierocych produktow leczniczych (COMP) przy Europejskiej Agencji
Rejestracyjnej (EMEA).
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SYTUACJA W POLSCE

Po wejSciu do UE Polska musiala dostosowaé swoja legislacje do unijnych przepisow. Nadal jednak
brakuje konkretnych przepisow umozliwiajacych dopuszczenie leku do leczenia na zasadzie

Compassionate (czyli przed zakonczeniem badan klinicznych w wyjatkowych przypadkach).

Refundacja lekow sierocych jest tematem trudnym . Cze$¢ lekdw bowiem jest finansowanych z budzetu
Panstwa ze wzgledu na ich wysoko specjalistyczny charakter. Dla cze$ci lekbw wymaga sie jednak

kazdorazowego rozpatrywania wniosku refundacyjnego dla kazdego pacjenta.
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REGULACJE EUROPEJSKIE

= Decyzja Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 29.04.1999 przyjmujacg Wspolnotowy program

dzialan wobec choréb rzadkich w ramach dzialan na rzecz zdrowia publicznego (1999-2003)

= Rozporzadzenie (WE) Nr 141/200 Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 16 grudnia 1999

w sprawie sierocych produktéw leczniczych
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REGULACJE EUROPEJSKIE

Wsrod podstawowych osiggniec¢ obu regulacji nalezy wymieni¢ nastepujace postanowienia:

= Choroby rzadkie zostaly uznane za obszar priorytetowy dzialan w  zakresie
zdrowia publicznego UE.

= Pacjenci z chorobami rzadkimi maja prawo do takiej samej jakoSci, stopnia bezpieczenstwa
oraz efektywnosSci jak ci, ktorzy cierpig na schorzenia wystepujace czesciej.
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REGULACJE EUROPEJSKIE

Rozporzadzenie okresla konieczno$¢ dgzenia w obrebie UE do sytuacji, w ktorej pacjenci dotknieci
chorobami rzadkimi winni mie¢ rowny dostep do terapii, niezaleznie od rzadkos$ci danego schorzenia
oraz niezaleznie od warunkéw ekonomiczno-spolecznych wystepujacych w danym kraju

czlonkowskim.
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CZY POLITYKA LEKOWA
WIDZI CHOROBY RZADKIE?

Obecnie znanych jest juz ponad 6000 réznych rzadkich choréb

Choroby rzadkie dotykajg sumarycznie od 6 do 8% populacji

Populacja Polski: 38,2 min
« 2.3 — 3 mln 0s6b dotknietych chorobami rzadkimi w Polsce

 Dla poroéwnania ok. 2 miliony oséb choruje na cukrzyce w Polsce

Z medycznego punktu widzenia dostrzegalne sg jedynie te choroby rzadkie, ktore

sq leczone przy uzyciu lekow, pozostate jednostki chorobowe sa niewidoczne dla systemu

Z legislacyjnego punktu widzenia choroby rzadkie sa niezauwazone (brak jakichkolwiek

ustawowych regulacji uwzgledniajacych ich specyfike)
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CHOROBY RZADKIE
A PROGRAMY LEKOWE

« Leki stosowane w terapii chorob rzadkich, o ile juz zostaly wynalezione, zgodnie
z terminologia i procedura rejestracyjnag w UE sg na og6l zaliczane do grupy lekoéw sierocych

(orphan medicinal product)

« W Unii Europejskiej zarejestrowanych jest 116 produktow leczniczych dedykowanych
chorobom rzadkim. W Polsce refundacji podlega jedynie 14 z nich (najnizszy poziom

refundacji lekdéw sierocych w UE)
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CHOROBY RZADKIE
A PROGRAMY LEKOWE

 Leki stosowane w chorobach rzadkich sa w naszym systemie refundowane w ramach programow

lekowych.

 Czas wdrozenia nowego programu lekowego waha sie od 4 miesiecy do nawet 450 dni — postulat

wydhuzenia czasu trwania decyzji refundacyjnej dla lekow w programach lekowych:

« 3 lata dla pierwszej decyzji refundacyjnej

« 5 lat dla kolejnej decyzji refundacyjne;j
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HTA W CHOROBACH RZADKICH

» Specyfika chorob rzadkich powinna by¢ uwzgledniona w wymaganiach wobec analiz HTA i

procesie ich oceniania przez AOTMiT

» Dopuszczenie innych niz dotychczasowe dowodéw naukowych (badania nierandomizowane, case

studies, ocena efektu klinicznego na podstawie surogatow itp.)

* OdejScie od analizy ekonomicznej

| IZBA GOSPODARCZA Izba Gospodarcza ,,FARMACJA POLSKA” 11

»FARMACJA POLSKA”




HTA W CHOROBACH RZADKICH

» Kryterium QUALY< 3xPKB (art. 12 pkt. 13 UR) nie powinno by¢ uwzgledniane w:
« Rekomendacjach wydawanych przez AOTMiT
» Analiza Weryfikacyjna — bez ustalania progowej ceny zbytu netto
« Rekomendacja Prezesa - bez ustalania progowej ceny zbytu netto

 Procesie podejmowania decyzji przez KE

 Procesie podejmowania decyzji refundacyjnej przez MZ
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HTA W CHOROBACH RZADKICH

« Wspolpraca z AOTMiT

« zastosowanie KPA - mozliwo$§¢ odwolania od Stanowiska Rady PrzejrzystoSci

i Rekomendacji Prezesa

» umieszczenie propozycji RSS w Stanowisku Rady PrzejrzystoSci

:g—:gﬁ?jiﬂ%ﬁﬁﬁ Izba Gospodarcza ,, FARMACJA POLSKA”

13



DOSTEPNOSC DO INNOWACYJNYCH TERAPII

Propozycja zmian w ustawodawstwie (Ustawa Refundacyjna), ktére podkresla specyfike choréb rzadkich
przygotowana przez Grupe robocza ds. Chorob Rzadkich przy Izbie Gospodarczej ,,FARMACJA POLSKA”
obejmuje miedzy innymi:
« Wymagania dotyczace zlozenia wniosku refundacyjnego:
» Okreslenie wymagan dla analizy klinicznej — Zrédla danych
 Analiza ekonomiczna nie powinna dotyczy¢ lekéw stosowanych w chorobach rzadkich
 Zniesienie wymogu wprowadzenia produktu do obrotu przez zlozeniem wniosku refundacyjnego

 Wskazanie minimalnej i maksymalnej ceny zbytu z wykluczeniem dostaw ,ratunkowych”

czy charytatywnych
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DOSTEPNOSC DO INNOWACYJNYCH TERAPII

Wymagania wynikajace z okresu wylacznos$ci danych:
» Skrécenie decyzji po uplywie okresu wylacznosci danych nie powinno dotyczy¢ lekow stosowanych
w chorobach rzadkich
» Obnizenie ceny o 25 % po uplywie okresu wylaczno$ci danych nie powinno dotyczy¢ lekow

stosowanych w chorobach rzadkich
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DOSTEPNOSC
DO INNOWACYJNYCH TERAPII

Wymaganie nieprzekroczenia QUALY<3xPKB ma nie by¢ uwzgledniane w:
« Rekomendacjach wydawanych przez AOTMiT
- analiza weryfikacyjna — bez ustalania progowej ceny zbytu netto
- rekomendacja prezesa - bez ustalania progowej ceny zbytu netto
 Procesie podejmowania decyzji przez Komisji Ekonomicznej

» Procesie podejmowania decyzji refundacyjnej przez Ministra Zdrowia
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DOSTEPNOSC
DO INNOWACYJNYCH TERAPII

 Wspolpraca z AOTMiT

« zastosowanie KPA - mozliwo$¢ odwolania od decyzji itp.

« umieszczenie propozycji RSS w Stanowisku Rady Przejrzystosci
« Komisja Ekonomiczna

« Wyznaczenie osoby prowadzgacej caly proces

 Stanowisko Zespolu Negocjacyjnego wiazace dla KE

 Zastosowanie KPA — odwolanie od stanowiska KE, nowe propozycje cenowe itp.
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DOSTEPNOSC DO INNOWACYJNYCH
TERAPII

Refundacja lekow zarejestrowanych a niedostepnych w Polsce

« Compassionate use

» Wydhuzenie okresu obowigzywania decyzji refundacyjne dla programéw lekowych:
« 3 lata dla pierwszej decyzji refundacyjne;j

* 5 lat dla kolejnych decyzji
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CELE GRUPY DS. CHOROB RZADKICH

POWOLANEJ W 1ZBIE GOSPODARCZEJ ,FARMACJA POLSKA”
W DNIU 24 LUTEGO 2016R.

» Uwzglednienie specyfiki chorob rzadkich w ustawodawstwie polskim - zwiekszenie dostepnosci
do lek6éw stosowanych w chorobach rzadkich
 aktywne uczestniczenie w konsultacjach spolecznych i branzowych
« proponowanie nowych rozwigzan legislacyjnych
« proponowanie nowych mechanizmow podzialu ryzyka
» podejscie egalitarne
» Zwiekszanie $wiadomosci spolecznej na temat choro6b rzadkich

» Wspolpraca w ramach tworzenia Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich
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LECZENIE CHOROB RZADKICH
TO NIE TYLKO LEKI

Specyfika opieki zdrowotnej w zakresie dotyczacym chor6ob rzadkich obejmuje trzy podstawowe
filary*:

opieke medyczng a w jej zakresie szczegblnie specjalistyczng rehabilitacje,

* terapie dostepnymi sierocymi produktami leczniczymi,

*dostepno$¢ do produktu leczniczego i wyrobu medycznego oraz Srodkéw spozywezych

specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

*Narodowy Plan dla Choréb Rzadkich — mapa drogowa 2016
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NARODOWY PLAN CHOROB RZADKICH

przygotowany przez Zespol pod przewodnictwem Krzysztofa Landy —
Podsekretarza Stanu w Ministerstwie Zdrowia (13.04.2016)

Narodowy Plan dla Choréb Rzadkich ma pozwoli¢ na zapewnienie trwalej realizacji polityki
zdrowotnej ukierunkowanej na potrzeby pacjentow z chorobami rzadkimi, wprowadzi¢ systemowe

rozwigzania problemow zdrowotnych i socjalnych tej grupy chorych.
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NARODOWY PLAN CHOROB RZADKICH

przygotowany przez Zespol pod przewodnictwem Krzysztofa Landy —
Podsekretarza Stanu w Ministerstwie Zdrowia (13.04.2016)

STRUKTURA NARODOWEGO PLANU DLA CHOROB RZADKICH

A. Klasytfikacja i rejestr choro6b rzadkich.
B. Diagnostyka choro6b rzadkich.

C. Opieka zdrowotna dla pacjentow z chorobami rzadkimi.

D. Zintegrowana pomoc socjalna dla pacjentéw z chorobami rzadkimi
iich rodzin.

E. Informacja, nauka i edukacja w zakresie choro6b rzadkich.
F. Monitorowanie realizacji planu.
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NARODOWY PLAN CHOROB RZADKICH

przygotowany przez Zespol pod przewodnictwem Krzysztofa Landy —
Podsekretarza Stanu w Ministerstwie Zdrowia (13.04.2016)

REALIZACJA ZADAN w 2012r.

Posiedzenia Zespolu ds. Chorob Rzadkich
Przeprowadzono lacznie 8 posiedzen

Warsztaty wspierajace przygotowanie Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich
- mapa drogowa
Przeprowadzono lgcznie 6 warsztatow

Konsultacje w ramach Porozumienia dla Narodowego Planu Choréb Rzadkich
Przeprowadzono lacznie 5 posiedzen

Konsultacje i spotkania
Przeprowadzonych lgcznie 21
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NARODOWY PLAN CHOROB RZADKICH

przygotowany przez Zespol pod przewodnictwem Krzysztofa Landy —
Podsekretarza Stanu w Ministerstwie Zdrowia (13.04.2016)

W 2012r. W PRACACH ZESPOLU DS. CHOROB RZADKICH UCZESTNICZYLO:

- 11080b - Zesp6l ds. Chor6ob Rzadkich

- 34 osoby - Eksperci bioracy udzial w pracach Zespohu
- 3 o0soby - Organizacje pacjentow

- 35080b - Eksperci bioracy udzial w pracach Zespohu

W toku prac nad Narodowym Planem dla Chor6b Rzadkich — mapa drogowa, uczestniczyli
przedstawiciele Departamentu Polityki Rodzinnej, Departamentu Pomocy i Integracji Spolecznej,

Biura Pelnomocnika Rzadu ds. Os6b Niepelosprawnych.
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JEDNOSTKA WDRAZAJACA
I MONITUJACA NARODOWY PLAN
DLA CHOROB RZADKICH

W  celu wdrozenia i realizacji Narodowego Planu zasadne jest utworzenie jednostki
koordynujacej. Problem chorob rzadkich w Polsce dotyczy ponad 2 mln obywateli — to wazny
segment opieki zdrowotnej. 75% z tych 2 mln to dzieci. Tak istotny obszar wymaga systemowego

podejscia i koordynowanego zarzadzenia. Przewidywane gléwne zadania przyszlej jednostki to:

Prowadzenie rejestru choréb rzadkich

Wdrazanie Narodowego Planu

Monitorowanie i ocena realizacji Narodowego Planu

Akredytacja oSrodkow referencyjnych;
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JEDNOSTKA WDRAZAJACA
I MONITUJACA NARODOWY PLAN DLA
CHOROB RZADKICH

- Miejsce dla afiliacji Zespolu Koordynacyjnego ds. chorob rzadkich (kwalifikacje do programéow
lekowych)

- Opiniowanie wnioskoéw refundacyjnych tj. udzial w posiedzeniach AOTMiT i Komisji Ekonomicznej

- Reprezentacja Polski w posiedzeniach EUCERD — wskazane byloby, aby Szef Centrum zasiadatl
w posiedzeniach EUCERD jako przedstawiciel Polski

- Edukacja spoleczna i ksztaltowanie / wplyw na program edukacji medyczne;j

Nadzor i koordynacja wdrazania zadan okre$lonych niniejszym Planem
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PODSUMOWANIE

W konkluzjach z debaty publicznej konczacej ewaluacje obszaru chordéb rzadkich prowadzonag

w ramach Projektu Europlan w 201328 sugerowano potrzebe utworzenia Krajowego Centrum
Rzadkich Choréb — jako agendy Ministra Zdrowia. Pod uwage moze by¢ brana rowniez inna forma
organizacyjna przyszlej jednostki np. utorzenie Departamentu Chorob Rzadkich w Ministerstwie
Zdrowia. Ze wzgledu na przenikanie sie zagadnien zdrowotnych i organizacyjnych oraz potrzebe

wspolpracy
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ROLA I ZAANGAZOWANIE ORGANIZACJI
PACJENTOW

- Czynny udziat w pracach Zespolu nad wprowadzaniem modelu polskiego rejestru
choréb rzadkich / pacjentow z rozpoznaniem choroby rzadkiej;

- Po utworzeniu rejestru, wspolpraca w zakresie wypelnienia bazy
informacyjnej oraz praca na rzecz popularyzacji rejestru wsréd pacjentéw

i lekarzy
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PRZESZKODA W POWSZECHNYM DOSTEPIE
DO WYSOKO SPECJALISTYCZNYCH TERAPII LEKOWYCH
SA OGRANICZENIA FINANSOWE PLATNIKA.

» produkty lecznicze, Srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($§sspz) i wyroby
medyczne w leczeniu chor6b rzadkich

» sieroce produkty lecznicze podlegaja takiej samej procedurze oceny i ustalenia ceny, jak wszystkie
inne produkty lecznicze, uwzgledniajac skuteczno$¢ i bezpieczenstwo a takze mozliwoSci finansowe
platnika publicznego, wspieranie dodatkowo innymi mozliwymi Zrédlami finansowania

* jezeli chodzi o aspekt finansowania (refundowania) wysoko kosztownych terapii lekowych obecnie
jedynym zrédlem jest budzet platnika.

» nalezy rozwazy¢ mozliwo$¢ wsparcia celowymi srodkami pochodzgacymi bezposrednio z budzetu

panstwa.
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WSKAZNIKI MONITOROWANIA
NARODOWEGO PLANU
DLLA CHOROB RZADKICH

Istnieja przepisy lub ekwiwalentna decyzja na poziomie narodowym, ktéra wspiera ustanowienie

realizacje narodowego planu dla choréb rzadkich,

- Istnienie komitetu doradczego w chorobach rzadkich

- Stala oficjalna reprezentacja przedstawicieli pacjentow w okre§laniu Narodowego Planu

dla Choréb Rzadkich, monitorowania oceny

- Przyjecie definicji UE chorob rzadkich
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WSKAZNIKI MONITOROWANIA
NARODOWEGO PLANU
DLLA CHOROB RZADKICH

Istnienie polityki ustanowienia oSrodkéw referencyjnych / centréw eksperckich

Liczba os$rodkow referencyjnych speliajgcych wymogi przyjetej polityki ustanawiania Centra

Eksperckie

Liczba Centréw Eksperckich uczestniczacych w Europejskiej Sieci Referencyjne;j

Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich wspiera system informacyjny na poziomie krajowym
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WSKAZNIKI MONITOROWANIA
NARODOWEGO PLANU
DILLA CHOROB RZADKICH

- Helpline dla profesjonalistow oraz pacjentow

- Istnienie polityki rozwoju i wykorzystania przewodnikow klinicznych

- Rodzaj klasyfikacji choréb rzadkich stosowanej w systemie ochrony zdrowia
- Istnienie narodowej polityki w zakresie Rejestru choréb rzadkich

- Istnienie programu badan naukowych dla chor6b rzadkich

- Partycypacja w projektach miedzynarodowych w dziedzinie choréb rzadkich realizowanych przez

osrodki polskie
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WSKAZNIKI MONITOROWANIA
NARODOWEGO PLANU DLA CHOROB
RZADKICH

- Liczba sierocych produktow leczniczych, posiadajacych dopuszczenie do obrotu, o ustalonej cenie i
refundowanych

- Istnienie systemu dostepu do produktéw leczniczych, ktore sg w trakcie procesu dopuszcezania do obrotu

- Istnienie programow wsparcia w codziennej aktywnosci dla pacjentow cierpigcych na choroby rzadkie

- Istnienie polityki dlugotrwalego wsparcia dla strategii Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich

- Specjalnie okres$lone $rodki na badania w chorobach rzadkich

- Narastajgca wielko$¢ Srodkéw publicznych na realizacje Narodowego Planu od chwili jego uchwalenia
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W 2012r. przygotowano dokument o nazwie ,Narodowy Plan dla Chor6b Rzadkich — mapa drogowa.
Program Horyzont 2014-2020 — to dopiero potencjalne istotne Zrodla finansowania Narodowego

Programu Chorob Rzadkich

Prace rozpoczeto w 2012r. — jesteSmy w 2016r.
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