Warszawa, 08-02-2024r.
BIURO
RZECZNIKA PRAW OBYWATELSKICH

Zespot Prawa Administracyjnego
i Gospodarczego

V.7013.26.2024.ETP

Pan

tukasz Szmulski

Dyrektor

Departamentu Polityki Lekowej i Farmacji
w Ministerstwie Zdrowia

ePUAP

Szanowny Panie Dyrektorze,

Uprzejmie informuje, ze do Rzecznika Praw Obywatelskich wptywajg skargi
zaniepokojonych rodzicow, dotyczgce braku leczenia dzieci z achondroplazja
jedynym dostepnym na Swiecie lekiem - Voxzogo (innowacyjng substancjg -
wosorytydem) oraz braku dostepu do tego leku w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych - RTDL (przyktadowa kopia skargi w zatgczeniu).

Jak wskazujg rodzice chorych dzieci, lek ten stosowany jest na catym Swiecie od
2021 r., ratujgc zdrowie i zycie tysiecy dzieci cierpigcych z powodu powyzszego
schorzenia. Achondroplazja jest rzadkg chorobg genetyczng, ktéra charakteryzuje sie
znacznym skréceniem kosci dtugich oraz deformacjami koséca powodujgcymi
niepetnosprawnos¢ oraz wptywajgcymi na kondycje ortopedyczng, neurologiczng,
laryngologiczng, internistyczng, kardiologiczng, ortodontyczng, ginekologiczng oraz
spoteczng i psychologiczng - znacznie utrudniajgc i skracajac zycie.
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Ponadto zauwazono, ze aktualnie w Polsce nie jest dostepna zadna terapia
dedykowana dla pacjentéw z achondroplazjg. Takie warunki stworzyty rzgdy w wielu
europejskich panstwach, m.in. w Czechach, Rosji, Hiszpanii, Portugalii, Austrii,
Niemczech, Francji, Szwajcarii, Butgarii, Rumuni, a takze Gruzji. Jednoczesnie zostato
podkres$lone, ze nie istniejg takze zadne osrodki leczenia i profilaktyki, ktore
specjalizujg sie we wsparciu pacjentéw z achondroplazjg. Dochodzi do sytuacji, ze
lekarze prowadzacy pacjentéw w catym kraju sg pozbawieni mozliwosci
specjalistycznego wsparcia, aby jak najefektywniej pomagad pacjentom z tg rzadka, ale
bardzo powazng chorobg. Wnioskodawcy wskazujg réwnoczesnie na pilng potrzebe
stworzenia osrodkow referencyjnych dla oséb z achondroplazjg, oferujgcych
kompleksowg diagnoze, leczenie za pomocg innowacyjnych lekéw i dziatania
profilaktyczne.

Do niedawna, niniejszy lek byt dostepny takze w Polsce, ale decyzjg Ministra
Zdrowia z dnia 8.08.2023 r. nie zostat objety refundacjg w ramach ratunkowego
dostepu do technologii lekowych (RDTL), a skutkiem tego dzieci stracity mozliwos¢
podjecia leczenia jedyng dostepng na Swiecie substancjg, ktéra moze minimalizowad
skutki ich genetycznej choroby.

Zgodnie z komunikatem Ministra Zdrowia z dnia 10 listopada 2023 r. w sprawie
produktéw leczniczych niepodlegajgcych finansowaniu w ramach procedury
ratunkowego dostepu do technologii lekowych, na podstawie art. 47f ust. 3 i 4 ustawy
z dnia 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
Srodkow publicznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2561, z pézn. zm.), w brzmieniu nadanym
ustawg z dnia 7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym (Dz. U. z 2023 r. poz.
1758), ogtoszona zostata lista produktéw leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w
ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii lekowych, na ktérej widnieje
wskazany lek .

Tym samym, dziatajgc z upowaznienia Rzecznika Praw Obywatelskich,
w oparciu o art. 13 ust. 1 pkt 2 ustawy z dnia 15 lipca 1987 r. o Rzeczniku Praw
Obywatelskich (tj. Dz. U. z 2023 r. poz. 1058), zwracam sie do Pana Dyrektora z
uprzejmag prosbga o zajecie stanowiska w przedmiotowej sprawie.

1 https://www.gov.pl/web/zdrowie/komunikat-ministra-zdrowia-w-sprawie-produktow-leczniczych-
niepodlegajacych-finansowaniu-w-ramach-procedury-ratunkowego-dostepu-do-technologii-lekowych15
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Z wyrazami szacunku
Piotr Mierzejewski
Dyrektor Zespotu
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