RZ, Gazeta Wyborcza/Rynek Zdrowia [01-10-2013 13:31
Choroby rzadkie: zagrozona refundacja leku na zespét Huntera
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W Ministerstwie Zdrowia wazy sie los 21 dzieci cierpigcych na zespo6t Huntera. Nie mozna ich
uleczy¢, ale mozna spowolni¢ przebieg choroby - za 900 tys. zt rocznie. Eksperci radzg ministrowi

zdrowia, by zrezygnowat z finansowania nieskutecznego i niezwykle drogiego leku - opisuje Gazeta
Wyborcza.

W Polsce jest przynajmniej 21 chtopcow ze
zdiagnozowanym zespotem Huntera. O tylu wiadomo, bo
przechodzg leczenie. Dziewczynki zwykle nie dziedzicza tej
wady genetycznej. Organizmy chorych nie wytwarzajg
enzymu rozkladajgcego cukry ztozone (mukopolisacharydy),
ktére gromadzg sie w organizmie, doprowadzajgc do
wyniszczenia komorek i organdw.

Przez ostatnie piec¢ lat NFZ refundowat Elaprase - nowy
lek, zawierajacy brakujgcy enzym. W Polsce za roczng
terapie trzeba zaplaci¢ 800-900 tys. zt w zaleznosci od wagi
pacjenta.

Teraz ma sie to zmieni¢. "Skutecznos¢ leczenia jest niezadowalajgca. Nowe obserwacje
pochodzace z badan nie zmienity dowodow dotyczacych skutecznosci” - o$wiadczyta ostatnio powotana
przez ministra zdrowia Rada Przejrzystosci. To komisja zlozona z 20 ekspertéw, dziala przy panstwowej
Agencji Oceny Technologii Medycznych (AOTM).

Rada ocenia liste lekéw refundowanych i formutuje rekomendacje. Tu zostawita matg furtke:
"Konieczne jest zabezpieczenie praw nabytych dotychczas leczonych pacjentéw" - napisata. Ale - jesli
minister postucha opinii ekspertoéw - ci, ktérzy dopiero zachorujg, leku nie dostana.

Treé¢ rekomendaciji potwierdza ministerstwo. - Zdaniem ekspertéw skutecznoé¢ leku jest watpliwa -
mowi Krzysztof Bak, rzecznik Ministerstwa Zdrowia. Zaznacza, Zze minister nie musi postapi¢ zgodnie z
opinig Rady. Opinia Rady nie jest dla ministra wigzaca, cho¢ bardzo wazna. Drugim kryterium bedzie
dobro pacjentow.

Na poczatku listopada zostanie opublikowana nowa lista lekow refundowanych. Rodzice chorych
dzieci z lekiem czekajq na decyzje ministra.

Dr Dariusz Rokicki z Kliniki Choréb Metabolicznych, Endokrynologii i Diabetologii Centrum Zdrowia
Dziecka moéwit portalowi rynekzdrowia.pl, iz terapie stosowane w chorobach rzadkich powinny by¢
finansowane z oddzielnego budzetu.

Juz w marcu br. cztonkowie Zespotu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich dziatajacego w
Centrum Zdrowia Dziecka, z uwagi na brak dowodéw skutecznoséci zastosowanego leczenia,
zdecydowali o zaprzestaniu terapii pacjenta z zespolem Huntera (mukopolisacharydoza typu Il). - Zespét
decyduje na podstawie danych, ktére przysyla lekarz prowadzacy danego pacjenta. Kazdy lekarz
dokonuje oceny chorego i w ciggu kilku lat wylania sie obraz - czy choroba postepuje, czy nie - mowit dr
Rokicki.

Przypomina, ze warunkiem wigczenia do terapii jest ocena jej dziatania po okreslonym czasie. Jesli
okaze sie, ze lek nie przynosi oczekiwanego efektu, terapia nie jest kontynuowana.

- Terapii nie zaniechano z powodu jej wysokich kosztow. Przeslankg jej stosowania jest skutecznosé
- prezentuje medyczny punkt widzenia dr Rokicki, chociaz zdaje sobie sprawe, Ze inaczej na ten problem
patrzg chorzy i ich rodziny. - Bedg walczy¢ o dostep do leku. Pacjenci méwig, ze odbieramy im nadzieje.
Tylko, ze my - jako przedstawiciele Zespolu - nie leczymy nadziei.
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