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Przedmowa

Kiedy dwa lata temu zlecilismy przygotowanie raportu dotyczacego dostepnosci
innowacyjnych lekdw onkologicznych w Polsce na tle innych panstw Unii Europejskie;
i Szwajcarii, szukaliSmy narzedzia, ktére pozwoli zwréci¢ uwage na wyjatkowo frudna sy-
tuacje tysiecy polskich pacjentow. Dzieki zaangazowaniu wielu oséb i sSrodowisk, a przede
wszystkim otwarto$ci medidw, kwestia dostepnosci lekdw dla osdb zmagasjacych sie z cho-
roba nowotworowa stata sie przedmiotem debaty publicznej. Niestety, pomimo zapowie-
dzi wciaz nie podjeto decyzji o nadaniu walce z rakiem priorytetu. Nie jesteSmy w stanie
tego zrozumieé, w szczegdlnosci ze wzgledu na to, ze liczba pacjentdw, ktdrzy kazdego
roku beda rozpoczynaé walke z chorobg nowotworowa, wzrosnie do konca kolejnej de-
kady o potowe. Stoimy przed wyborem: czy bedziemy trwaé w marazmie, nie podejmujac
zdecydowanych dziatan na poziomie panstwa¢ Czy zdecydujemy sie uporzadkowac cha-
otyczne dziatania, formujac je w spdjna strategie dojscia do normalnoscié

Dostepnos¢ farmakoterapii onkologicznej jest jednym z najistotniejszym elementow
decydujacych o skutecznosci leczenia onkologicznego. W niespetna 24 miesigce od opu-
blikowania poprzedniego raportu z niepokojem dostrzegamy, ze pomimo paru zmian, z ra-
kiem w Polsce wciaz walczy sie metodami niejednokrotnie przestarzatymi. Kilka pozytyw-
nych decyzji refundacyjnych w ostatnim czasie nie zmienia jakosciowo obrazu dostepnosci
lekéw onkologicznych. Wyzwanis, z ktérymi sie zmagamy, sa proporcjonalne do zaniedban
z przesztosci. Réwniez sam system refundacyjny wydasje sie odbiega¢ od propacjenckiej
orientacji, skazujac chorego na duza niepewnos¢ oraz uzaleznienie od decyzji urzednikow
i nieprzejrzystych regulacji.

Oddsjemy w Panstwa rece raport dotyczacy skomplikowanego i ztozonego pro-
blemu. Jego celem jest odpowiedz na pytanie: ,Czy polscy pacjenci sa leczeni zgodnie
z obowiazujaca wiedza medyczna?”. Dokonalismy poréwnania schematu leczenia refundo-
wanego przez Narodowy Fundusz Zdrowia z wytycznymi miedzynarodowych towarzystw
naukowych, ktére prezentuja najbardziej aktualna wiedze naukowa. Analizie poddalismy
10 guzdw litych oraz 10 chordb hematoonkologicznych, ktére sa najczestszymi przyczy-
nami $mierci pacjentéw onkologicznych w Polsce. Na tej podstawie chcemy rozpoczaé
dyskusje nad zmianami systemowymi, ktére moglyby poprawi¢ los chorych. Bez Panstwa
wsparcia ich przeprowadzenie bedzie niemozliwe. Nasze osobiste doswiadczenia dowo-
dza, ze warto walczy¢ o zdrowie. Prosimy o dotaczenie sie do tej walki.

Agata Polinska Bartosz Polinski

Wiceprezes Zarzadu Fundacji Prezes Zarzadu Fundaciji

Onkologicznej Alivia Onkologicznej Alivia



Podsumowanie raportu

Choroby onkologiczne
w Polsce na tle Europy

Cho¢ $rednia oczekiwana dhugo$é zycia Polakdw
jest wciaz nizsza niz w wielu krajach Europy Zachodnie;j,
to w ciagu ostatnich lat nasze zycie ulegto znacznemu wy-
dluzeniu. Wraz ze wzrostem dhugosci zycia narastajgcym
problemem, zarbwno medycznym, spotecznym, jak i eko-
nomicznym staja sie schorzenia, ktdrych czestosé wyste-
powania i ucigzliwo$¢ zalezg od wieku pacjenta. Jednym
z takich schorzen sa choroby nowotworowe.

Wedtug szacunkéw co czwarty mieszkaniec
Polski zachoruje na chorobe nowotworo-
W3 W Ciggu swojego zycia, a co pigty umrze
z jej powodu.

Biorac pod uwage prognozy, w 2029 roku liczba nowych
przypadkédw nowotwordw przekroczy 213 tys. Wobec
180,3 tys. nowych przypadkdéw szacowanych w roku 2016
i 159,2 tys. zachorowan odnotowanych w 2014 roku, eks-
perci méwig o swego rodzaju ,tsunami onkologicz-
nym”, ktore przetacza sie przez nasz kraj.

Pomimo znacznego przyrostu liczby nowych zacho-
rowan, Polska wcigz pozostaje krajem o jednej z nizszych
zachorowalnosci na choroby nowotworowe w skali calej
Europy. Wyzsza zachorowalno$é niz w Polsce mozna ob-
serwowad nie tylko w krajach wysoko rozwinietych, takich
jak Dania, Holandia, Szwecja czy Niemcy, ale réwniez na
Wegrzech, w Czechach i na Stowacji. Pomimo tego, prze-
cietny Polak ma duzo mniejsze szanse na przezycie 5 lat
z choroba nowotworowg w poréwnaniu z mieszkanca-
mi innych krajéw Europy. W Szweciji, Finlandii czy Islandii
powyzej 60% pacjentdéw zdiagnozowanych w latach 2000-
2007 przezywato co najmniej 5 lat od momentu diagnozy
choroby nowotworowej. W Czechach i Portugalii w tym sa-
mym czasie powyzej 50% pacjentow cieszylo sie zyciem po
5 latach od ustyszenia diagnozy. W Polsce po 5 latach od
diagnozy zylo zaledwie 41% pacjentéw.
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Polska jest krajem o duzej liczbie zgonéw spo-
wodowanych chorobami nowotworowymi. W grupie
mezczyzn aktywnych zawodowo choroby nowotwo-
rowe s druga przyczyng zgondw, po chorobach kar-
diologicznych, i odpowiadaja za 28% wszystkich zgondw.

Wsréd kobiet aktywnych zawodowo nowo-
twory odpowiadaja za 48% wszystkich zgo-
néw i sa pierwsza ich przyczyna. Wysoka
umieralno$¢ oséb aktywnych zawodowo,
0s6b mtodych i w wieku Srednim negatywnie
wyrdznia Polske w europejskich statystykach
umieralnosci.

Kraje takie jak Dania, Wielka Brytania, Czechy czy Ho-
landia maja wspdtczynnik umieralnosci w grupach wie-
kowych 65+ wyzszy niz obserwowany w Polsce. Jednak
wspdtczynnik umieralnosci oséb miodszych jest w tych
krajach istotnie nizszy niz obserwowany w Polsce. Nie-
korzystna pozycja Polski na tle innych krajéw w poréw-
naniach wedlug wspdtczynnika umieralnosci w obu gru-
pach, 1j. zaréwno oséb miodszych, jak i starszych, moze
byé wyrazem niedostatecznego przygotowania systemu
ochrony zdrowia do radzenia sobie z problemem choréb
nowotworowych.

Potwierdzeniem powyzszej tezy jest obserwacja
zmian wspdtczynnikéw umieralnosci w poszczegdlnych
krajach. W latach 1990-2013 w naszym kraju wiele sie
zmienito w zakresie diagnostyki i leczenia choréb nowo-
tworowych. Zmienila sie réwniez spoleczna $wiadomosé
choréb nowotworowych. W wyniku podjetych dziatah
udato nam sie w tych latach zmniejszy¢é wspdlczynniki
umieralnosci z powodu chordb nowotworowych o okolo
8%, jednak w tym samym czasie innym krajom uda-
lo sie zmniejszy¢ umieralnos¢ w znacznie wigekszym
stopniu. W Luksemburgu, Szwajcarii, Belgii, a nawet
w Czechach redukcja wspélczynnikéw umieralnosci
byla wyzsza niz 25%, a dla catej grupy krajow OECD
$rednia w tym zakresie wyniosta 17%.

> Podsumowanie raportu
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Epidemiologia choréb
onkologicznych w Polsce

Pomiedzy rokiem 1999 a 2014 roczna zacho-
rowalnos$¢ na choroby nowotworowe zwiek-
szyta sie 0 42%

(z niespetna 112 tys. do 159,2 tys. nowych przypadkow
rocznie). Wzrost liczby zachorowan o 36% wystapit
u mezczyzn i az 49% u kobiet. W ciagu 16 lat na nowo-
twory zachorowalo w Polsce okolo 2,1 min oséb, co
odpowiada grupie zlozonej z mieszkarficéw Warszawy
i Bydgoszczy lacznie.

Pomimo, ze wspdtczynniki zachorowalnosci u oséb
starszych sa najwyzsze, to jednak choroba nowotworowa
moze wystapi¢ w kazdym wieku. W grupie oséb <35 r.z.
liczba nowych zachorowan w ciggu roku 2014 byla
o 22% wyzsza niz w roku 1999. Tempo przyrostu liczby
zachorowan jest wyzsze u kobiet niz u mezczyzn. W gru-
pie 0séb w wieku 35-54 lat liczba nowych zachorowan
w 2014 roku byta o okoto 12% nizsza niz w roku 1999, co
zostato osiagniete przede wszystkim dzieki zmniejszeniu
sie wspbtczynnikdw  standaryzowanych zachorowalno-
$ci u mezczyzn (o okoto 21%, ze 198 w roku 1999, do 157
w 2014). Wspdlczynniki zachorowalnosci u kobiet w tym
okresie ulegly zwiekszeniu z 254 do 268, czyli o okoto 5%.
Liczba zachorowan na nowotwory w populacji 54+ ulegla
zwigkszeniu o okoto 61%. Niezaleznie od wieku, wzrost
zachorowalno$ci odnotowany pomiedzy rokiem 1999
a rokiem 2014 w przypadku mezczyzn wyniést 8%,
a w przypadku kobiet wyniést niemal 29%.

Nowotworami o najwiekszej zachorowalnosci
wcigz pozostajg nowotwory oskrzela i ptuca. Sa one pierw-
sza przyczyna zachorowan u mezczyzn i druga przyczyna
zachorowan u kobiet. Niepokojace jest to, ze praktycz-
nie caly wzrost bezwzglednej liczby nowych przypadkéw
w tym nowotworze wynika ze zwiekszonej zachorowalno-
$ci wérdd kobiet (2014 vs 1999 to ponad 3,3 tys. nowych
zachorowan rocznie wiecej).

Weiaz roénie liczba zachorowan na nowotwory pier-
si. W 2014 roku odnotowano ich o niemal 6,5 tys. wiecej niz
w roku 1999. O blisko 1/3 wyzszy dla tej grupy nowotwordw
byt w 2014 roku wspdtczynnik zachorowalnosci w stosunku
do roku 1999. Posréd listy 15 nowotwordw o najwiek-
szej zachorowalnosci, jedynie dla dwdch odnotowano
spadek liczby zachorowar (rak zotadka, rak szyjki macicy).
W przypadku wszystkich pozostalych nowotworéw od-
notowano wzrost liczby nowych przypadkéw.

Wysitki podejmowane w walce z chorobami no-
wotworowymi przynosza tez pozytywne efekty. Pacjenci
zdiagnozowani w naszym kraju w latach 2010-2012 mieli
wyzsze prawdopodobienstwo przezycia, niz ci, ktérzy zo-
stali zdiagnozowani w latach 2000-2002. Pomimo tego,
w poréwnaniu z innymi krajami 5-letnia przezywalnosé
z rozpoznang chorobga nowotworowg w Polsce jest
nizsza niz w wielu innych krajach. Co roku w Polsce
z powodu nowotworéw umiera ponad 90 tys. osdb.
W okresie 1999-2014 lacznie zmarto niemal 1,5 min
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os6b. Jest to populacja wielkoscig rowna sumie miesz-
kancow zamieszkujgcych Krakéw i £6dz - to tak jakby
oba te miasta ze wszystkimi mieszkaficami zniknety w ciagu
15 lat z mapy Polski.

Nowotwory ztosliwe oskrzela i ptuc sa wcigz gtow-
na przyczyna zgondw z powodu chordéb nowotworowych.
W 2014 roku z tego powodu zmarto niemal 4 tys. oséb
wiecej niz w roku 1999. O ile jednak w przypadku mez-
czyzn mozemy méwié¢ o odnotowaniu zblizonego pozio-
mu zgondw (15,8 tys. w 2014 vs 15,5 tys. w 1999), przy jed-
noczesnym obnizeniu standaryzowanego wspdtczynnika
umieralnosci o 26%, o tyle w przypadku kobiet mamy do
czynienia z dramatycznym wzrostem obu parametrdw.
W roku 1999 nowotwory ztosliwe oskrzeli i pluc byly
odpowiedzialne za 3,6 tys. zgondw, w roku 2014 juz za
7.3 tys. zgondw u kobiet, a standaryzowany wspdlczynnik
umieralnosci wzrést o niemal 60% (z 11,5 w roku 1999 do
18,0 w roku 2014). Ten ponad 100% wzrost liczby zgondw
spowodowal, ze nowotwory ztodliwe oskrzela i ptuc staty
sie u kobiet gléwna przyczyna zgondw z powodu choréb
nowotworowych, wyprzedzajgc w tym niechlubnym zesta-
wieniu nowotwory ztosliwe piersi.

Pomimo dzialah podejmowanych na szeroka skale
wciaz wysoka pozostaje umieralno$é spowodowana nowo-
tworami ztodliwymi piersi. Z umiarkowanym optymizmem
mozna ocenia¢ fakt, ze wspdlczynnik standaryzowany
umieralnosci w tych nowotworach sie nie zwiekszyt. Niemal
w kazdej z 15 grup choréb nowotworowych o najwiek-
szej umieralnosci w 2014 roku obserwujemy wzrost
liczby zgonéw. Do wyjatkéw nalezg nowotwory ztodliwe
zotadka, w ktérych w 2014 roku odnotowano o okoto 750
zgondw mniej niz w roku 1999, nowotwory ztosliwe watroby
i szyjki macicy (240 zgondw mniej), czy nowotwory ztodliwe
krtani (zmarto niemal 130 pacjentéw mniej).

Choroby onkologiczne
a gospodarka kraju

Choroby onkologiczne maja réwniez swdj wymiar
ekonomiczny.

Przedwczesna $mieré osdb zmarlych z po-
wodu choréb nowotworowych w 2014 roku
wigze sie z niewytworzeniem PKB o wartosci
okoto 900 min ztotych - tylko w tym jednym
roku. Ta kwota jest rowna srodkom zebranym
przez Wielka Orkiestre Swigtecznej Pomocy
w ciagu ostatnich 25 lat.

Jednak strata oceniana z perspektywy utraconych lat zycia
0s6b zmarlych w 2014 roku z powodu choréb nowotwo-
rowych jest znacznie wieksza. Mlode osoby umierajace
przedwczesnie mialyby przed soba jeszcze wiele lat zycia
zawodowego. Warto$¢ utraconego PKB z powodu $mierci
oséb zmarlych w roku 2014 w ujeciu catego ich spodzie-
wanego zycia zawodowego moze wynosi¢ od 8 do 10 mld
zlotych.

> Podsumowanie raportu



System finansowania innowacyjnych
terapii onkologicznych w Polsce

Terapia chordb onkologicznych jest bardzo kosz-
fowna.

Leki onkologiczne, szczegdlnie te najnowsze
(terapie celowane), sa na tyle drogie, ze prze-
cietny pacjent nie moze sobie pozwoli¢ na
sfinansowanie leczenia nawet jednym lekiem
z whasnych srodkéw finansowych

- a terapia czesto jest kombinowana, kilkulekowa.

Co do zasady, w Polsce leczenie pacjenta innowa-
cyjnymi lekami moze by¢ sfinansowane za pomoca czte-
rech gléwnych mechanizméw:

P leczenia w ramach systemu publicznej ochrony zdrowia;

P za sprawa uczestnictwa pacjenta w badaniach klinicz-
nych (opcja dostepna jedynie dla wybranych grup pa-
cjentdw, zgodnie z potrzebami badawczymi toczacych
sie w danym momencie préb klinicznych i w nielicz-
nych, wybranych o$rodkach);

P dzieki wsparciu organizacji pozarzadowych, ktére z po-
zyskanych $rodkéw finansowych dofinansowuja lecze-
nie pacjentéw pozostajacych pod ich opieka;

P dzieki wiasnym $rodkom finansowym (jednak ze wzgle-
du na koszt terapii opcja ta jest dostepna jedynie dla
bardzo nielicznych chorych).

Publiczna
ochrona zdrowia

Dostep do wielu bezpiecznych i skutecznych
lekdw onkologicznych, dla zdecydowane;
wiekszosci pacjentow jest mozliwy jedynie,
kiedy zostang one sfinansowane ze $rodkow
ptatnika publicznego.

Wydatki Narodowego Funduszu Zdrowia na refundacje
lekdw zaczynaja rosnaé. Po wprowadzeniu ustawy refun-
dacyjnejw 2012 roku wymiernie je obnizono. W roku 2015
powrécono do poziomu wydatkdéw sprzed wejscia w zy-
cie ustawy, wyniosty one 11,0 mld ztotych, a w roku 2016
prawdopodobnie byly sumarycznie wyzsze o 400 min li-
czac rok do roku.

Wedlug zatozen, ustawa refundacyjna, oprocz
ograniczenia wydatkéw NFZ na refundacje, miata w istot-
ny sposéb zwiekszyé dostepnosé polskich pacjentéw do
bezpiecznych i skutecznych lekéw. Od 2012 roku refun-
dacja objeto pewna grupe dotychczas nierefundowa-
nych nowych lekéw. Refundacja zostaly objete réwniez
leki, ktére byly wczesniej dostepne w refundacji w inny
sposdb (np. leki, ktére zostaly przesuniete do strumieni re-
fundacyjnych z programu chemioterapii niestandardowej),
czy tez leki, dla ktérych wprowadzono na rynek tafsze od-
powiedniki po wygasnieciu ochrony patentowej dla leku
referencyjnego.
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Patrzac z perspektywy catego budzetu refundacyj-
nego NFZ, wartos¢ srodkéw przeznaczanych na refundacje
innowacyjnych lekdw, ktére pojawily sie w obwieszczeniach
od stycznia 2012 roku, nie przekracza obecnie 10%. Wy-
datki na innowacyjne leki onkologiczne stanowig za$
ponizej 2% Srodkéw przeznaczanych przez NFZ na
budzet refundacyjny. Leki refundowane dla pacjentow
onkologicznych w zdecydowanej wiekszoéci sg bezplat-
ne. Nie dotyczy to jednak lekéw dostepnych w refundacji
aptecznej, gdzie w roku 2016 pacjenci musieli doptaci¢ do
tych lekéw 49 min zt (ograniczonych do klas LO1i LO2 wg
klasyfikacji lekoéw prowadzonej przez WHO).

Do listopada 2016 roku do refundacji zostato facz-
nie wprowadzonych 51 molekut stosowanych w terapiach
onkologicznych. Wsréd lekéw refundowanych dostepnych
w aptekach pojawito sie 8 nowych czasteczek stosowa-
nych w leczeniu przeciwnowotworowym, z ktérych jedna
byla nowa czasteczka o statusie innowacyjnej. Dodatko-
wo w tej kategorii dostepnosci refundacyjnej pojawity sie
4 nowe czasteczki z obszaru leczenia wspomagajgcego
iaz 3 z nich moga by¢ okreslone jako nowe terapie innowa-
cyjne. Do katalogu chemioterapii wprowadzono 23 nowe
substancje czynne, z ktérych jedynie 3 byly innowacyjne.
Sposréd pozostatych nowych substancji w katalogu che-
mioterapii 14 byto wczedniej dostepnych w innych strumie-
niach finansowania lub do katalogu chemioterapii zostaty
przesuniete z wygaszanego programu chemioterapii nie-
standardowej. Kolejne 4 leki objete refundacja to odpo-
wiednik lekéw referencyjnych, a 2 ostatnie leki nie sg nowe
w refundacji. Do programéw lekowych trafito 25 nowych
lekéw. To w ramach tej kategorii dostepnosci refundacyjnej
zostata udostepniona pacjentom najwieksza grupa nowych
lekéw — az 12. Pozostate 13 molekut byto wezedniej dostep-
nych dla pacjentéw w ramach programu chemioterapii nie-
standardowej lub w katalogu chemioterapii.

Objecie refundacja nowych bezpiecznych i sku-
tecznych terapii w programach lekowych jest dobrg wiado-
moscia dla pacjentéw. Dla wielu z nich udostepnione w ten
sposéb leki sa dodatkowa opcja terapeutyczng, ktéra moze
poprawi¢ ich stan zdrowia i zycia. Mniej optymistyczne
jest umieszczenie tak duzej liczby nowych lekéw w pro-
gramach lekowych - kategorii dostepnosci refundacyj-
nej, ktéra w swojej charakterystyce ma umozliwié scislg
kontrole nad wydatkami NFZ na wysokokosztowe tera-
pie, a dzieje sie to czesto w wyniku wprowadzania re-
strykcyjnych warunkéw kwalifikacji pacjenta do terapii,
ktére niejednokrotnie istotnie zawezaja wielko$é po-
pulacji chorych mogacych skorzystac z leczenia w sto-
sunku do danych rejestracyjnych. Ze wzgledu na rosnaca
liczbe programéw, jak réwniez zmiane kryteridw kwalifikacji
chorych do wczesniej funkcjonujacych programéw, rodnie
liczba pacjentéw z nich korzystajacych. W onkologicznych
programach lekowych w 2014 roku leki otrzymywato oko-
lo 20,5 tys. chorych, w roku 2015 bylo ich 20,7 tys., a tylko
w pierwszej potowie 2016 roku 14,8 tys.

> Podsumowanie raportu
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Badania kliniczne

Badania kliniczne sa elementem proceséw zwia-
zanych z badaniami nad potencjalnym lekiem przed jego
udostepnieniem szerokim grupom pacjentow. Jednym
z celéw badan klinicznych jest udzielenie odpowiedzi na
pytanie, czy substancja bedaca kandydatem na lek przy-
nosi oczekiwane efekty terapeutyczne. Z tego tez po-
wodu, na odpowiednich etapach procesu, w badaniach
biorag udziat pacjenci.

Uczestnictwo w badaniach klinicznych jest dla
pacjenta szansa na kolejng opcje terapeutyczng. Z regu-
ly tez pacjenci - w zwigzku z wymaganiem protokotow,
wedlug ktérych sa realizowane badania - w trakcie poda-
wania leku podlegajg wiekszemu nadzorowi (wiecej ba-
dan laboratoryjnych i diagnostycznych, czestsze kontakty
z lekarzem). Mozna wiec powiedzieé, ze pacjenci dostaja
ponadstandardowa opieke medyczna.

Z punktu widzenia pacjentdow badania kli-
niczne sa opcja dla wybranych. Szacuje sie
ze w Polsce nie wiecej niz 1 na 25 pacjentow
z chorobami nowotworowymi bierze udziat
w badaniach klinicznych, przy czym w jednym
badaniu $rednio udziat bierze okoto 70-80
pacjentow.

Aby dostaé sie do badania:

P pacjent lub jego lekarz prowadzacy musza posiadaé
wiedze, ze jest ono realizowane, co nie jest oczywiste,

P pacjent musi spetniaé kryteria wiaczenia do badania
zdefiniowane w jego protokole,

P pacjent musi sie zgtosi¢ w okresie, kiedy trwa rekrutacja
do badania - ze wzgledu na wysokie koszty po osia-
gnieciu liczby pacjentéw planowanych do wiaczenia do
badania pozostali nie maja szans na dotaczenie.

Ze wzgledu na powyzsze ograniczenia badania
kliniczne, pomimo iz w niektérych jednostkach choro-
bowych moga by¢ praktycznie jedyna szansa na uzy-
skanie przez pacjenta dostepu do nierefundowanej
terapii, to nalezy traktowac je jako ciekawa opcje dla
waskiej grupy chorych, lecz nigdy nie nalezy ich rozwa-
za¢ jako istotnego elementu systemu zapewniania doste-
pu do leczenia onkologicznego.

Organizacje
pozarzadowe

Czes$¢ pacjentdw nie zostanie zakwalifikowana do
leczenia nowymi lekami w programach lekowych. Leki,
ktére moglyby pomdc czesci pacjentdw, nie sa refundo-
wane w Polsce. W takich przypadkach pacjentom, ktérych
nie sta¢ na sfinansowanie terapii, czasami przychodza
z pomocg organizacje pozarzadowe.

Nie sa dostepne analizy przedstawisjace skale
wspoHinansowania terapii pacjentéw przez organizacje
pozarzadowe. Z kilku przyktadéw, ktére udato sie ziden-

Raport > Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

tyfikowa¢ autorom opracowania, pod opieka pojedynczej
organizacji pozostaje od kilku pacjentéw do nieco ponad
200 chorych. Organizacje pozarzagdowe dla swoich pod-
opiecznych zbieraja pieniadze, ktére sa przeznaczane na
leki, konsultacje, diagnostyke, dojazdy do osrodka lecze-
nia, zakwaterowanie w poblizu o$rodka leczenia, artykuly
rehabilitacyjne i artykuly medyczne. Warto zauwazyé, ze
wielu z tych kosztéw w refundowanym publicznie proce-
sie leczenia w ogdle sie nie uwzglednia.

Organizacje pozarzadowe na potrzeby swoich
podopiecznych przeznaczaja $rodki otrzymane od dar-
czynhcdw. Nie sa w stanie przewidzied, kiedy i jakie Srodki
beda mialy do swojej dyspozycji. Nie ma wiec gwarancji
dla pacjentdw, czy, kiedy i ilu z nich moze otrzymac takie
wsparcie.

Stad tez, podobnie jak w przypadku badan klinicz-
nych, nalezy uznaé, ze pomimo waznej roli odgrywanej
przez organizacje pozarzgdowe, nie moga byé one
rozwazane jako element zastepujacy system publicz-
nej ochrony zdrowia w zabezpieczaniu leczenia pa-
cjentéw onkologicznych.

Doplaty pacjentéw
do lekéw w aptekach

Co do zasady, zdecydowana wiekszo$¢ lekdw onko-
logicznych jest dla pacjentéw w Polsce dostepna bezplat-
nie. Jednak do tych lekdw, ktére sg dostepne w aptekach,
pacjenci doplacaja. Doptaty wynikaja z mechanizméw usta-
lania ceny, limitu finansowania i opfaty ryczattowej, ktére
szczegdtowo sa zdefiniowane w ustawie refundacyjne;j.

W ramach doplat do lekdw onkologicznych z klas
LOTi LO2 w roku 2016 pacjenci zostawili w aptekach 49 min
ztotych. Zjawiskiem, ktére obserwujemy w ostatnich la-
tach, jest duzy wzrost doplat pacjentéw (z 34 min w 2014
do 49 min w roku 2016) przy zachowaniu wolumenu ku-
powanych lekéw na zblizonym poziomie. Czesciowo ob-
serwowany wzrost kosztéw ponoszonych przez pacjentéw
w aptekach jest zwiazany z realizacja recept zastrzezonych
na nowe leki przeciwnowotworowe, ktére standardowo sa
dostepne w lecznictwie szpitalnym. Moze to byé oznaka
zakupdw dokonywanych przez pacjentédw, ktérych staé na
leczenie finansowane ze Srodkdw wiasnych lub tych, ktérym
wsparcia finansowego udzielity organizacje pozarzadowe.

Procesy zwigzane
z udostepnieniem leku pacjentom

Aby nowa terapia zostata udostepniona pacjen-
tom, z reguly mija okoto 12 lat, a koszty prac z tym zwia-
zanych ksztattuja sie na poziomie jednego do kilku miliar-
dow euro. W tym okresie lek przechodzi szereg etapdw
badawczych i regulacyjnych, ktorych celem jest wybor
skutecznej czasteczki i zapewnienie maksymalnego bez-
pieczenstwa pacjentow.

> Podsumowanie raportu



Na etapy badawcze prac nad lekiem skiadaja sie
badania podstawowe, badania przedkliniczne i badania kli-
niczne. Zwiefczeniem prac nad lekiem, a zarazem potwier-
dzeniem jego wlasciwosci terapeutycznych oraz okreslone-
go bezpieczenstwa dla pacjentdw, jest jego rejestracja.

Nie bez znaczenia w warunkach polskich sa wszel-
kie etapy, ktére sg zwigzane z objeciem leku, szczegdlnie
onkologicznego, refundacja, co w praktyce dopiero ozna-
cza udostepnienie terapii. Za zainicjowanie procesu obje-
cia refundacjg produktu leczniczego jest odpowiedzialna
firma farmaceutyczna. Ze wzgledu na rézne uwarunko-
wania, m.in.: cenowe, regulacyjne oraz kontekst miedzy-
narodowy, firma farmaceutyczna wprowadza lek na rynek
polski dopiero po pewnym czasie od zarejestrowania go
na innych rynkach europejskich. Jest to pierwszy element
sktadajacy sie na liste opdznien w dostepie polskiego pa-
cjenta do terapii.

Aby zlozy¢ wniosek o objecie produktu refundacjs,
firma farmaceutyczna musi przygotowaé dokumentacje
wymagana przez Ministra Zdrowia. Przygotowanie nie-
zbednych dokumentéw trwa nawet kilka miesiecy, a kosz-
ty ich opracowania oraz oplaty zwigzane z rozpatrzeniem
wniosku o refundacje moga by¢ znaczne, w szczegdlnosci
dla lekéw w schorzeniach rzadkich i ultrarzadkich.

Dokumentacja leku ztozona przez firme farma-
ceutyczng wraz z wnioskiem o objecie leku refundacja
podlega ocenie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji. W kolejnym etapie procesu wniosek trafia do
Komisji Ekonomicznej dzialsjacej przy Ministrze Zdrowia.
Jej gtéwnym zadaniem jest ustalenie z firma ostatecznych
warunkéw refundacji, w tym ceny, po jakiej lek bedzie do-
stepny w Polsce. Negocjacje prowadzone przez Komisje
Ekonomiczna sa trudne i odpowiedzialne. Z jednej strony
Komisja jest swego rodzaju straznikiem pieniedzy publicz-
nych przeznaczonych na zdrowie i musi dbac o to, by jak
najlepiej byly one spozytkowane, z drugiej za$ strony musi
bra¢ pod uwage interes polskiego pacjenta - jesli oczeki-
wania Komisji beda niemozliwe do spetnienia przez firme
farmaceutyczna, wowczas ta wycofa sie z negocjadji, a jej
lek nie bedzie dostepny dla pacjentéw, ktérzy mogliby od-
nies¢ korzysé z jego stosowania.

Wspomniane powyzej rownowazenie intereséw
ptatnika (NFZ), pacjentéw i firm farmaceutycznych jest
w procesie jednym z kluczowych elementéw decyduja-
cych o dostepie polskich pacjentéw do nowych terapii.
Jesli w trakcie negocjacji przewazaja interesy platniks,
a w dyskusji argumenty finansowe istotnie przewazaja nad
merytorycznymi korzysciami, jakie pacjenci moga odniesé
ze stosowania leku, wéwczas trudno jest uzyskaé konsen-
sus bedacy korzystnym rozwiazaniem dla obu stron nego-
cjacjii dla pacjentéw.

Zakonczeniem procesu rozpatrywania wniosku
o objecie leku refundacja jest decyzja refundacyjna wyda-
wana przez Ministra Zdrowia. Decyzja moze byé pozytywna
lub negatywna. W tym drugim przypadku droga administra-
cyjna wyczerpuje sie. Wydanie decyzji pozytywnej otwiera
kolejne etapy na drodze udostepnienia leku pacjentowi.
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Nowe pozytywne decyzje refundacyjne oraz obowiazujace
decyzje wydane wczesniej publikowane sa przez Ministra
Zdrowia w formie obwieszczen, co 2 miesigce. Dokument
ten (obwieszczenie) jest wazny, gdyz tylko te leki, ktére sie
w nim znajdg, moga by¢ w okresie jego obowigzywania
przedmiotem doplat refundacyjnych ze strony NFZ. Leki,
ktére sie na nim nie znajda, refundowane by¢ nie moga.

Obwieszczenia refundacyjne, a wiaiciwie mecha-
nizmy stojace za wyliczeniami cen oraz limitdw byly przy-
czynami gwattownych zmian poziomu doptaty pacjen-
ta, ktére dotknely chorych onkologicznych w ostatnich
latach. Korzystajac z doswiadczen 5 lat obowigzywania
ustawy refundacyjnej widaé, ze wielokrotnie pacjenci do-
$wiadczyli dotkliwych zmian cen.

Tak jak wspomniano powyzej, obwieszczenie otwie-
ra kolejne etapy na drodze produktu do pacjenta. W przy-
padku lekéw dostepnych w aptekach po wejsciu w zycie
obwieszczenia wystarczy juz tylko recepta od lekarza i pa-
cjent moze korzystaé z nowego leku. W przypadku lekdw
dostepnych w lecznictwie zamknietym, konieczne jest jesz-
cze przeprowadzenie niezbednych procedur po stronie
NFZ. Do najwazniejszych z nich nalezy wydanie rozporza-
dzenia Ministra Zdrowia i zarzadzenia Prezesa NFZ, ktére
wprowadzaja nowe leki (programy lekowe) do $wiadczen
gwarantowanych oraz przeprowadzenie przez oddzialy
NFZ postepowania konkursowego na $wiadczenie ustug
w ramach nowych programéw lekowych. Poszczegdlne
oddziaty NFZ oglaszaja terminy postepowan konkursowych
na nowy program lekowy w réznym czasie. Zdarza sie, ze
w niektérych oddziatach, zanim zostana wybrani $wiadcze-
niodawcy, z ktérymi zostanie zawarta umowa na realizacje
programu lekowego, postepowanie musi by¢ przeprowa-
dzone kilkakrotnie. Moze sie zdarzy¢ réwniez sytuacjs, ze
z powodu braku $rodkéw finansowych oddziat podejmie
decyzje o nieprzeprowadzaniu postepowania konkursowe-
go. Sytuacje takie powoduja, iz dla pacjentéw w poszcze-
golnych wojewddztwach leki beda dostepne w réznym
czasie, co od strony prawnej mogtoby by¢ traktowane jako
przejaw nierébwnosci geograficznej w dostepie do leczenia.

Wszystkie przedstawione powyzej procesy spra-
wiajg, ze czas do objecia leku refundacjg moze wynosié
od kilku do kilkudziesieciu miesiecy. Kilka proceséw
refundacyjnych w Polsce trwalo wiecej niz trzy lats,
pomimo ustawowego terminu 180 (lub 240) dni.

Dostepnos¢ innowacyjnych
terapii lekowych dla pacjenta

Wiedza medyczna w ostatnich latach wprost pedzi
naprzdd. Co roku pojawiaja sie nowe leki. W okresie od
poczatku roku 2004 do poczagtkéw grudnia 2016 Ko-
misja Europejska autoryzowala wprowadzenie na ry-
nek 94 moleku} we wskazaniach onkologicznych.

W raporcie ,Dostepno$¢ innowacyjnych lekow

onkologicznych w Polsce na tle wybranych krajéw Unii
Europejskiej oraz Szwajcarii’, przygotowanym na zlecenie

> Podsumowanie raportu
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Fundacji Alivia na poczatku 2015 roku, dokonano oceny
dostepnosci 30 molekut, ktére osiagnety na rynkach euro-
pejskich istotny poziom sprzedazy. Analiza wykazata wéw-
czas istotne ograniczenia w stosunku do innych krajéw
europejskich, w szczegdlnosci za$ w poréwnaniu z krajami
Europy Zachodniej.

W Polsce sposrdéd analizowanych 30 molekut dla
pacjenta bylo dostepnych jedynie 18 (czesciowo z ogra-
niczeniami). W Holandii, Niemczech i Austrii dostepne
byty wszystkie leki, a u naszych potudniowych sasiaddw,
w Czechach, dostepne byly 23 produkty. Gorsza sytu-
acja niz w Polsce wystepowata na Stowacji (17), Wegrzech
(14) i w Rumunii (11). Spo$réd 18 molekut dostepnych dla
pacjentéw w Polsce jedynie 2 byly w pelni dostepne,
aw przypadku 16 wystepowaly ograniczenia.

Patrzac z perspektywy stycznia 2017 roku,
istotng  dla  pacjentdéw informacja jest,
ze 6 sposréd 12 niedostepnych wowcezas le-
kdw zostato objetych refundacjg. Umieszcze-
nie tych farmaceutykdw w programach leko-
wych moze jednak powodowaé, ze jedynie
cze$¢ potencjalnych pacjentow moze z nich
skorzystac.

Rozszerzenie list lekéw refundowanych jest
jednak kropla w morzu potrzeb, bowiem sposrdd wspo-
mnianych powyzej 94 nowych molekut zarejestrowanych
w Europie:

P 50 molekut (ponad 53%) nie jest objetych w Polsce
refundacjg w zadnym wskazaniu onkologicznym;

P w przypadku 19 molekut (38% z molekut nierefundowa-
nych) producenci podejmowali dziatania zmierzajace
do objecia produktow refundacjg, o czym $wiadcza zle-
cenia na ocene wnioskdw o refundacje skierowane do
Agencji Oceny Technologii Medycznych;

P 32 molekuly z 94 (34%) sa refundowane w ramach pro-
gramow lekowych;

P 12 z 94 (13%) molekut jest dostepnych w katalogu che-
mioterapii (wliczony tu pemetrexed jest rowniez refun-
dowany w innym wskazaniu w programie lekowym);

P Tlek z 94 (1%) jest dostepny w aptece.

Analizujac dane o lekach nowo zarejestrowanych

i stopniu ich objecia refundacja, mozna stwierdzié, ze:

P dla wielu nowo zarejestrowanych lekéw producenci nie
skladali jeszcze wniosku o refundacje w Polsce;

P w Polsce leki sg obejmowane refundacja wiele lat péz-
niej po zarejestrowaniu w okreslonym wskazaniu;

P zdecydowana wiekszos¢ nowych lekdw onkologicznych
refundowana jest w ramach programéw lekowych;

P w przypadku niepowodzenia, niejednokrotnie produ-
cenci sktadaja kolejne wnioski w tych samych wska-
zaniach.

W dyskusji o obejmowaniu nowych lekéw refun-
dacja podnoszone sa argumenty, ze leki, dla ktérych
sktadane sg wnioski o refundacje, nie przynosza wiasci-
wych efektéw zdrowotnych. W $wietle ostatniego z po-
wyzszych punktéw argumenty o niedostatecznych efek-
tach zdrowotnych wydaja sie trudne do utrzymania, bo
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czy w tym samym rozpatrywanym wskazaniu efekt zdro-
wotny osiggany przez ten sam lek w ciagu lat, w ktérych
s3 oceniane kolejne wnioski, jest istotnie inny¢ Wydaje
sie, ze nie. Parametrami, ktére najczesciej sie zmieniaja
w kolejnych wnioskach, sa: wielko$¢ docelowej popula-
cji pacjentdw i cena za lek, co niewatpliwie ma istotny
wplyw na uzyskanie oszczednosci po stronie wydatkdw
ponoszonych przez NFZ. Szkoda tylko, ze dzieje sie to
kosztem pacjentdw, ktorzy w czasie rozpatrywania kolej-
nych wnioskéw nie mieli mozliwosci skorzystania z doste-
pu do leku.

Analiza czasu
dostepu do nowych lekéw

To, czego pacjenci onkologiczni z reguly nie maja,
to czas — zanim nowy lek bedzie w Polsce objety re-
fundacjy, czesci pacjentéw nie bedzie dane doczekaé
mozliwosci skorzystania z nowej terapii. Zapewnienie
szybkiej dostepnosci do nowego leku, w ramach systemu
refundacyjnego, dla pacjentéw z chorobami onkologicz-
nymi jest wiec niezmiernie wazne.

Od poczatku wejscia w zycie ustawy refundacyj-
nej, 1j. od stycznia 2012 do grudnia 2016 roku, do AOTMIT
wplyneto 397 wnioskéw o objecie refundacja, z czego 108
dotyczyto produktdéw stosowanych w terapii nowotwordw.
Sredni czas trwania oceny wniosku przez Agencje w roku
2016 to 86 dni, a w przypadku lekdow onkologicznych 78.
Oba powyzsze wyniki przekraczaja zdefiniowany w usta-
wie 60 dniowy limit czasu. Nalezy tu jednak zaznaczy¢, ze
nie sa dostepne informacje dotyczace ewentualnego wy-
dtuzenia czasu postepowania zwigzane z uzupetnianiem
ztozonych materiatéw przez podmiot ubiegajacy sie o re-
fundacje, co uwzglednione w analizie mogtoby wplynaé
na jej wynik.

Pomiedzy wydaniem rekomendacji Prezesa
AOTMIT dla ocenianego leku, a jego poja-
wieniem sie na liscie refundacyjnej w roku
2016 mijato srednio 362 dni. Powyzszy para-
metr oceniany dla lekdw onkologicznych byt
jeszcze wyzszy — czas pomiedzy rekomenda-
cja, 3 obwieszczeniem dla leku onkologiczne-
go w roku 2016 wynosit 460 dni.

Na wyniki te ma wplyw ,wyjecie z zamrazarki refundacyj-
nej” kilku lekdw, dla ktérych wnioski byly ztozone jeszcze
w roku 2013 i 2014, a refundacja zostaly objete w Il poto-
wie roku 2016, lub pojawily sie dopiero w obwieszczeniu
obowiazujacym od stycznia 2017.

Wedtug ustawy refundacyjnej, wniosek o objecie
produktu refundacja powinien by¢ rozpatrzony w ciggu
180 dni, a po uwzglednieniu przedluzenia w zwiazku
z ustalaniem programu lekowego - 240 dni. W tym
Swietle nalezy uznaé, ze terminy rozpatrywania
wnioskéw sg przekraczane (z zastrzezeniem, ze nie ma
danych, ile postepowan byto zawieszanych na wniosek
firmy).
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Sposrdd 15 lekéw onkologicznych, kiére pojawi-
ly sie na listach lekéw refundowanych od lipca 2016 do
stycznia 2017 roku, od momentu przestania przez Mini-
stra Zdrowia pierwszego zlecenia dla AOTMIT na ocene
danego leku w danym wskazaniu, do pojawienia sie leku
w obwieszczeniu:

P dla 5 lekéw proces byt krétszy niz 250 dni (do nieco po-
nad 8 miesiecy);

P dla 5 byt w przedziale 251-750 dni (do nieco ponad
2 lata);

P dla 5 byl w przedziale 751-1322 dni (do ponad
3,5 roku).

Pomiedzy wejéciem w zycie obwieszczenia refunda-
cyjnego, a faktycznym udostepnieniem leku pacjentom mija
od 1do 4 miesiecy. W pierwszym miesigcu po obwieszcze-
niu wystepuja koszty po stronie NFZ dla lekéw refundowa-
nych w aptekach. Z reguly w drugim miesiacu od obwiesz-
czenia pojawisja sie wydatki na nowe leki zamieszczone
w katalogu chemioterapii oraz nowe leki dotaczane do ist-
niejacych programéw lekowych. Az 4 miesigce od wejicia
w zycie obwieszczenia czekaja pacjenci w przypadku lekow

Standardy terapeutyczne

Na rynku farmaceutycznym pojawia sie wiele no-
wych lekdw. Z punktu widzenia praktyki klinicznej dla leka-
rza niezwykle istotne stajg sie pytania:

P czy nowy lek jest warto$ciowa opcja terapeutyczna i po-
winienem go stosowacé?

P gdzie jest miejsce nowego leku w schemacie terapeu-
tycznym¢

Aby wyj$¢ naprzeciw oczekiwaniom lekarzy i wspo-
moc ich w podejmowaniu decyzji, jak i czym leczy¢ pacjen-
6w, opracowywane sa standardy medyczne. Do wiodgcych
os$rodkéw zajmujacych sie opracowywaniem standardéw
w zakresie onkologii nalezg National Comprehensive Can-
cer Network (NCCN]) oraz American Society of Clinical
Oncology (ASCO) w USA, jsk réwniez European Society
For Medical Oncology (ESMO). W Polsce standardy lecze-
nia w chorobach onkologicznych zostaly opracowane przez
Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej w 2013 roku.

W Polsce istotnymi parametrami wplywajacymi na
wybér terapii, ktére w poszczegdlnych chorobach nowo-

zamieszczonych w nowych programach lekowych.
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Standard mniej aktualny - liczby zostaty wyszarzone. W przypadku standardow o takiej samej aktualnosci pod uwage do poréwnania zostat wziety standard ESMO
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tworowych zostang zaproponowane pacjentom, sa: refun-
dacja sama w sobie (kwestia cenowej dostepnosci lekow
dla pacjenta) oraz zasady udostepnienia leku z refundacjg,
obowigzujace w poszczegdlnych strumieniach finansowa-
nia. Aby méc poréwnaé dostepnosé polskiego pacjenta
do bezpiecznych i skutecznych terapii lekowych, nie-
zbedne zatem staje sie¢ poréwnanie zasad, na jakich
poszczegdlne leki s3 udostepniane z refundacjg w Pol-
sce w poréwnaniu z najnowszymi dostepnymi wytycz-
nymi w danych jednostkach chorobowych.

W ramach niniejszego opracowania bada-
niu poddano 10 guzéw litych oraz 10 cho-
réb hematoonkologicznych o najwiekszej
liczbie zgonéw wedhug najnowszych danych
Krajowego Rejestru Nowotwordw. Sposrdd
analizowanych obszaréw terapeutycznych je-
dynie w jednym leczenie okazato sie zgodne
z wytycznymi towarzystw naukowych. W po-
réwnaniu ze standardami ESMO mniej niz co
trzecia opcja terapeutyczna byla dostepna
dla odpowiedniej grupy polskich pacjentow.
W pordwnaniu ze standardami amerykanskmi
— mniej niz co pigta.

Niewiele wiecej wynosita mozliwosé leczenia z ogranicze-
niami wzgledem opublikowanego standardu.

Ponad potowa opcji terapeutycznych byta
niedostepna w ramach publicznej ochrony
zdrowia w Polsce.

Ocenie poddano leki dopuszczone do obrotu przez
Europejska Agencje Lekow (EMA] w latach 2004-2016,
nalezace do klas LO1i LO2 wedhug klasyfikacji lekéw pro-
wadzonej przez WHO w 20 grupach nowotwordw. Dla
jednej grupy nie zidentyfikowano lekéw posiadajacych
specyficzne wskazanie lub zidentyfikowane leki nie spet-
niaty kryterium czasowego.

Powyzsza analiza pozwala stwierdzié, ze w poréw-
naniu ze standardami, zarébwno NCCN, jsk i ESMO, do-
stepno$é opcji terapeutycznych dla pacjentéw w Polsce
jest ograniczona. Wynika ona z:

P braku refundacji dla wielu substancji czynnych, ktére
wytyczne obejmuja i uwzgledniaja w algorytmach po-
stepowanis;

P ograniczen wprowadzanych na poziomie szczegdto-
wych zapiséw programu lekowego, ktére powoduja:

D> wykluczenie mozliwosci podania lekdw we wezesniej-
szych liniach leczenis;

D> wykluczenia mozliwosci podania leku w kolejnych li-
niach leczenia w przypadku braku efektu w schemacie
terapeutycznym, w jakim lek byt podawany wczesniej.

Uwage zwracaja réwniez szczegdtowe opisy stanu
pacjenta oraz wynikdow badan diagnostycznych i labo-
ratoryjnych, ktére musza by¢ spelnione, aby pacjent byt
zakwalifikowany do leczenia w ramach programéw leko-
wych. Az tak szczegdlowe zapisy nie wystepuja z reguly
w standardach, w zwiazku z czym nie jest mozliwa ocena,
na ile przyjete parametry sa zgodne z aktualng wiedzg me-
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dyczng i w zwigzku z tym zasadne przy kwalifikacji pacjen-
ta, a na ile sa wykorzystywane jako element ograniczajacy
wielko$¢ populacji pacjentéw, u ktérych leczenie moze
by¢ stosowane.

Poréwnujgc  standard  terapeutyczny dostepny
w ramach leczenia ze $rodkéw publicznych nalezy zauwa-
zy¢, ze:
P w stosunku do standardu NCCN:

D> mniej niz potowa opcji terapeutycznych (37/82) jest
w ogdle dostepna dla polskich pacjentow;

D> mniej niz co pigta opcja terapeutyczna (14/82) jest
dostepna zgodnie z aktualnym standardem;

> pozostate sa dostepne z ograniczeniami (23/82).

P w stosunku do standardu ESMO:

D> niewiele wiecej niz polowa opcji terapeutycznych
(37/68) jest w ogdle dostepna dla polskich pacjen-
tow;

D> mniej niz co trzecia opcja terapeutyczna (18/68) jest
dostepna zgodnie z aktualnym standardem;

D> pozostate sg dostepne z ograniczeniami (19/68).

> Podsumowanie raportu



Wartosci wyrazone w %

Pomimo istotnych zmian wciaz jestedmy po-
nizej $redniej dhugosci zycia w stosunku do
wielu panstw europejskich.

Obserwowane trendy w wydtuzaniu dhugosci zycia w Pol-
sce oraz dystans dzielacy nas od $redniej europejskiej po-
zwalaja przyjaé, ze w najblizszych latach oczekiwana dhu-
gos¢ zycia Polakéw dalej bedzie sie wydtuzad.

Wraz ze wzrostem dhugosci zycia dla medycy-
ny istotne staja sie schorzenia, ktére kilkadzie-
siat lat temu nie byty problemem

- nie dlatego, ze ich nie bylo lub ze medycyna nie umia-
la ich rozpoznaé, ale po prostu ludzie nie dozywali wieku,
w ktérym schorzenia te wystepuja w masowej skali. Wraz ze
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Wykres 1 Oczekiwana dlugosé zycia w krajach
europejskich dla oséb urodzonych w 2014 roku
Zrédho: Opracowanie wlasne na bazie danych
Eurostat, tabela ,Oczekiwana dlugos¢ zycia

wedlug plci i grup wiekowych”

wzrostem liczby o0séb starszych zwieksza sie liczba pacjen-
téw dotknietych chorobami nowotworowymi, chorobami
serca i naczyn krwiono$nych, demencja czy cukrzyca.

Wedlug szacunkdw, na nowotwédr ztosliwy
zachoruje w ciagu swego zycia co czwarty
mieszkaniec Polski, a co piaty z tego powo-
du umrze (3).

Oznacza to ze, statystycznie rzecz ujmujgc, w czterooso-
bowej rodzinie jedna z oséb w ciagu swojego zycia za-
choruje na nowotwér, chorobg nowotworowa prawdo-
podobnie zostanie dotkniety jeden ze wspdtpracownikdéw
siedzacych w czteroosobowym pomieszczeniu. Jednym
stowem, kazdy z nas w zyciu zetknie sie z choroba nowo-
tworowa jako pacjent, opiekun lub znajomy. W odréznie-
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Zrédho: Raporty na podstawie danych
Centrum Onkologii, http://85.128.14.124 /kin/
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niu jednak od choréb serca, cukrzycy czy demencji, cho-
roby nowotworowe wcigz zbieraja swoje $miertelne zniwo
znacznie szybciej i w szerszym zakresie.

Problem istotnego wzrostu liczby chorych z choro-
ba nowotworowa byt podnoszony m.in. w ramach dislogu
Polskiego Towarzystwa Onkologicznego z parlamentarzy-
stami w lutym 2016 roku (4). W trakcie spotkania zwrécona
zostata uwaga na dane epidemiologiczne wskazujace, ze
w najblizszych 5 latach liczba pacjentéw onkologicznych
wzro$nie az 0 15%, a w perspektywie 10 lat wzrost ten be-
dzie wynosit juz 28%. Wedtug uczestnikéw spotkania cze-
ka nas swego rodzaju ,tsunami onkologiczne”. Wedlug
map potrzeb zdrowotnych opublikowanych przez Mini-
sterstwo Zdrowia, biorgc pod uwage jedynie izolowany
wplyw zmian demograficznych,

liczba nowych przypadkdédw nowotwordw zto-
Sliwych zwiekszy sie z szacowanego pozio-
mu 180,3 tys. w roku 2016 do ponad 213 tys.
w roku 2029.

Choroby onkologiczne, podobnie jsk inne cho-
roby wieku senioralnego stsja sie obecnie szczegdlnie
istotnym problemem dla systemdw zabezpieczenia so-
cjalnego i ochrony zdrowia, sg réwniez czynnikiem bardzo
negatywnie wplywajgcym na perspektywy rozwoju calej
gospodarki. Wynika to m.in. z:

P rosnacych kosztéw opieki zdrowotnej nad osobami do-
tknietymi tymi schorzeniami;

P wczesnego wylaczania 0séb dotknietych tymi schorze-
niami z aktywnosci zawodowej lub ograniczania ich ak-
tywnosci w tym zakresie, co powoduje znaczny wzrost
kosztéw dla systemdw opieki spotecznej, a dla pacjen-
tow dotknietych tymi chorobami istotne pogorszenie
warunkdéw zycia — zaréwno w wypadku korzystania ze
$wiadczen rentowych, jak i emerytalnych;

P ograniczenia aktywnosci zawodowej przez rodziny tych
pacjentdw, co wynika z koniecznosci podjecia opieki
nad chorymi;

P wezesnych zgondw, powikian chordb skutkujacych in-
walidztwem, leczenia, czy tez przewleklej chorobowosci,
ktére w istotny sposdb zmniejszaja warto$¢ pracy, jaka
kazdy z nas wklada do koszyka rozwoju naszego kraju.

Ostatnie lata przyniosty gwattowny rozwdj nauk
medycznych (5). Wiemy wiecej o naszym ciele, o mecha-
nizmach jego dzialania. JesteSmy w stanie prowadzi¢ jego
obserwacje na poziomie poszczegdlnych komorek, struktur
w nich zawartych, czy tez wrecz schodzimy na poziom badan
molekularnych. Wiedza ta znajduje zastosowanie w nowych
terapiach, ktére dajg nadzieje pacjentom na diuzsze zycie,
poprawe stanu zdrowia czy tez catkowite wyleczenie. Aby
te nadzieje mogly sie jednak ziécié, niezwykle istotne staje
sie zapewnienie pacjentom szybkiego i mozliwie szerokiego
dostepu do bezpiecznych i skutecznych terapii lekowych.

W niniejszym opracowaniu przyjrzymy sie jednemu
z wymienionych wyzej obszaréw — chorobom nowotwo-
rowym. Dla oséb dotknietych chorobami nowotworowymi
oraz ich rodzin zaréwno ,dostep do terapii” jak i ,czas” ma
kluczowe znaczenie, a oba decyduja o zyciu.
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Na podstawie publicznie dostepnych infor-
macji dokonamy oceny dostepnosci inno-
wacyjnych onkologicznych terapii lekowych
w Polsce oraz porébwnamy je z wytycznymi
miedzynarodowymi, obrazujacymi aktualny
stan wiedzy medycznej na temat diagnostyki
i leczenia tych nowotwordw.

Przesledzimy réwniez proces refundacyjny przewi-
dziany w prawie dla nowych lekéw, zaznaczajac elementy
wplywajace na czas oczekiwania chorych na dostep do
nowej terapii.

> Wstep
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Podsumowanie rozdzialu

» Wystepowanie czynnikdw ryzyka choréb nowotworowych jest zwigzane z rozwojem
gospodarczym, stad tez w krajach wysoko rozwinietych czesto$é wystepowania choréb
nowotworowych jest wyzsza. Obecnie choroby nowotworowe wystepuja w Polsce rza-
dziej niz w innych krajach Europy Zachodniej. Nasze aspiracje i oczekiwania beda jednak
przesuwaé gospodarke w kierunku krajow wysoko rozwinietych. Stad tez w przysztosci
bedziemy mie¢ do czynienia w naszym kraju ze wzrostem parametréw czynnikdw ryzyka,
a wiec nalezy sie rowniez liczy¢ z czestszym wystepowaniem nowotwordw.

» W ostatnich latach co roku okoto 160 tys. pacjentdw dowiaduje sie, ze zdiagnozowa-
no u nich chorobe nowotworowa. W ciagu ostatnich 16 lat na nowotwory zachorowato
okoto 2,1 mln oséb - to tak, jakby chorobe nowotworowa zdiagnozowano u wszystkich
mieszkancoéw Warszawy i Bydgoszczy tacznie!

» Mamy mniej choréb nowotworowych niz kraje Europy Zachodniej, niemniej pacjenci
w Polsce maja mniejsze szanse na przezycie 5 lat z choroba nowotworowa. Jestesmy kra-
jem, w ktérym korzystna zmiana w umieralnosci spowodowanej chorobami nowotworo-
wymi w latach 1990-2013 byta jedna z najnizszych sposrdd krajow europejskich. Sasia-
dujace z nami Czechy moga sie pochwali¢ ponad 3,5 razy wiekszym spadkiem wskaznika
Smiertelnosci z powodu choréb nowotworowych.

» Wzrost w populacji liczby oséb starszych jest jednym z istotnych czynnikdw zwiekszaja-
cych liczbe zachorowan na nowotwory. W zwiazku z sytuacja demograficzna Polski nale-
zy przyjaé, iz w najblizszych latach liczba wykrytych co roku nowych przypadkéw choréb
nowotworowych bedzie dalej wzrastaé. Wedtug szacunkéw w 2029 roku w Polsce na
nowotwory zachoruje ponad 213 tys. 0séb, czyli odnotowano o okoto 1/3 wiecej nowych
zachorowan niz w 2014 roku.

» Choroba nowotworowa jest problemem nie tylko ludzi starszych. W populacji ponizej
35 roku zycia, pomimo niskiej bezwzglednej liczby nowych pacjentéw, istotnie rosnie
wspotczynnik zachorowan na nowotwory ztosliwe. Szczegdlnie silnie problem ten dotyka
miodych kobiet.

» W ciagu lat udato sie w Polsce osiaggnaé zmniejszenie Smiertelnosci w niektérych choro-
bach nowotworowych, niemniej skala obserwowanych zmian daleka jest od oczekiwan.
Polska znajduje sie w grupie panstw, w ktorych redukcja wskaznikéw $miertelnosci z po-
wodu choréb nowotworowych, pomimo rozwoju nauki i medycyny, w latach 1990-2013
nie przekroczyta 10%. W tym samym czasie w grupie krajéw, ktére osiagnely najlepsze
wyniki, redukcja wskaznika $miertelnosci z powodu choréb nowotworowych siegata od
24% do ponad 32%.

» Choroby nowotworowe to rowniez istotny problem dla gospodarki naszego kraju. Koszt
utraconych lat pracy w wyniku przedwczesnych zgondw pacjentéw w ciagu jednego tyl-
ko roku moze siega¢ od 8 do 10 miliardéw ztotych, a uwzglednienie kosztéw zwiazanych
z absenteizmem pacjentow i obnizona produktywnoscia ich bliskich stanowig dodatkowe
obciazenie ekonomiczne.



Choroby nowotworowe sa waznym proble-
mem zdrowia publicznego oraz ogromnym
obciazeniem finansowym i spotecznym dla
krajow Europy, pomimo znaczacych poste-
pow poczynionych w ciagu ostatnich lat. Co
roku w poszczegdlnych krajach setki tysiecy
chorych dowiaduja sie, iz zdiagnozowano
u nich nowotwor.

Zachorowalno$¢ na nowotwory istotnie rdzni sie

w zaleznosci od kraju. Wedhug dostepnych danych Wegrzy
maja ponad 2 razy wieksze prawdopodobienstwo zacho-
rowania na chorobe nowotworowa niz Polacy.
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Choroby onkologiczne
w Polsce na tle Europy

Réwniez w wielu krajach wysoko rozwinie-
tych, takich jak Dania, Holandia, Szwecja
czy Niemcy, prawdopodobienstwo zachoro-
wania na chorobe nowotworowa jest istotnie
wyzsze niz w Polsce.

Duze zréznicowanie wystepuje réwniez w przy-
padku parametréw wskazujacych na prawdopodobien-
stwo przezycia 5 lat od rozpoznania choroby nowotwo-

rowej.

Srednio w Europie 54,2% pacjentéw przezyje 5 lat
od momentu rozpoznania nowotworu. Jednak w Szwecji

1000 1200

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

980

Wykres 3 Zachorowalnos¢ na nowotwory

w przeliczeniu na 100 tys. mieszkancow; dla po-
szczegolnych krajow oraz UE, ostatnie dostepne
dane z lat 2012-2015 (Polska - rok 2013)
Zrédlo: WHO, Regional Office for Europe,

European health for all database, baza offline,

wersja bazy: lipiec 2016
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na 5-letnie przezycie od diagnozy moze liczy¢ az prawie
65% pacjentdow. W Polsce sposrdd pacjentow ze wszyst-
kimi nowotworami jedynie 41% przezyje 5 lat. To ozna-
cza, ze 5 lat z choroba nowotworowa w Polsce przezyje
o ponad 24% mniej niz $rednio w Europie i o blisko 37%
mniej niz w Szwecji.

Wedtug danych prezentowanych przez Eurostat (6)
w 2014 roku w Europie z powodu choréb nowotworowych
zmarto okoto 1,36 min oséb, przy czym zgony wérdéd mez-
czyzn stanowily okoto 56% ogdlnej liczby zgondw. W tym
samym czasie w Polsce z powodu nowotworéw zmarto
95,6 tys. 0sdb.
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Wykres 4 Standaryzowany 5-letni wzgledny
wspotczynnik przezycia (%) dla pacjentéw zdia-
gnozowanych w latach 2000-2007, wszystkie
nowotwory, ICSS-Std

Zrédho: Przezycia pacjentéw z nowotworami

w Europie, badanie EUROCARE-5, https://w3.iss
it/site/EU5Results/

Zgony z powodu chordéb nowotworowych odpo-
wiadaja za istotng cze$é wszystkich zgondw rejestrowa-
nych w poszczegdlnych krajach.

W Polsce udziat zgonéw mezczyzn w umieralno-
ci spowodowanej chorobami nowotworowymi byt na
poziomie 55%. W grupie mezczyzn aktywnych zawodo-
wo (20-64 lat) choroby nowotworowe sa druga przyczy-
na zgondw i odpowiadaja za okoto 28% z nich (pierwsza
przyczyna zgondw w tej grupie wiekowej sa choroby kar-
diologiczne, okoto 30% zgondw). Wirdd kobiet aktywnych
zawodowo (20-59 lat) nowotwory odpowiadaja za 48%
zgondw i sa w tej grupie wiekowej ich pierwsza przyczyna.

250

Wykres 5 Liczba zgondw z powodu chordb
nowotworowych w poszczegélnych krajach
europejskich w 2014 roku, w tys.

Zrédko: Dane wedhug Eurostat, http://ec.europa
.eu/eurostat/statistics-explained/index.php

/Cancer_statistics
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Wykres 6 Wspotczynnik umieralnosci z powodu
nowotworow ztosliwych w populacii catkowitej,
w grupie wiekowej ponizej 65 roku zycia i w gru-
pie 65 lat i powyzej, 2013

Zrédlo: Dane wedlug Eurostat, Cancer_statistics
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Aby poréwnywaé dane o umieralnosci z powodu
chordb nowotworowych w poszczegdlnych krajach o roz-
nej liczbie mieszkafncow, niezbedne jest odwotanie sie do
analizy standaryzowanych wspdtczynnikéw umieralnosci.

Polska zajmuje wysoka pozycje w zestawieniach
umieralnodci wyrazonych wspdlczynnikiem standaryzo-
wanym. Kraje wysoko rozwiniete, takie jask Dania, Irlandia,
Wielka Brytania czy Holandia, charakteryzuja sie wysoka
umieralnoscia z powodu nowotworéw wsérdéd oséb star-
szych (w grupie 65+ na wykresie 5 znajduja sie powyzej
Polski), podczas gdy $miertelno$é wsrdd osdb miodych
jest w tych krajach istotnie nizsza (w grupie <65 na wykre-
sie 5 znajduja sie ponizej Polski).

W przypadku Polski, w poréwnaniu z inny-
mi krajami, wspdtczynniki umieralnosci sg
wysokie zarbwno w grupie oséb miodych,
jak i starszych.

Sytuacja taka moze byé wyrazem niedostateczne-

go przygotowania systemu ochrony zdrowia do radzenia
sobie z problemem choréb nowotworowych.
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Woykres 7 Zmiana wskaznika $miertelnosci z po-
wodu nowotwordw ztosliwych 1990-2013 w %
Zrédlo: Analizs whasna na podstawie danych
OECD Health Statistics 2013, OECD Health
Statistics 2015
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Standaryzowane wspdtczynniki zgonéw z powodu
choréb nowotworowych obnizajg sie w wiekszosci krajow
poprawiajacych opieke zdrowotna. Szybko$é¢ redukgji tych
wspolczynnikébw w  poszczegdlnych krajach jest jednym
ze wskaznikdw efektywnosci podejmowanych dziater na
rzecz zwalczania choréb nowotworowych oraz poprawy
efektywnosci ich leczenia. Wedlug danych udostepnianych
przez OECD, pomiedzy rokiem 1990 a 2013 niemal we
wszystkich krajach analizowanych w raporcie OECD udalo sie
uzyskaé zmniejszenie wspdtezynnikdéw umieralnosci. Jednak
skala tych zmian istotnie sie rézni w poszczegdlnych krajach.

Oceniajac zmiany, ktére w tym czasie zaszty w Pol-
sce, nie sposdb uznad, iz w stosunku do krajéw, takich jak
Szwajcaria, Belgia czy sasiadujace z nami Czechy, mia-
ly one dos¢ skromny wymiar. Szczegélnie ten ostatni
przypadek pokazuje potencjal poprawy, gdyz kraj
o zblizonej sytuacji ekonomicznej i poziomie rozwoju
osiggnat rezultat 3,5 razy lepszy niz Polska.

> Wystepowanie i znaczenie choréb nowotworowych w Polsce
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Epidemiologia choréb
onkologicznych w Polsce

Zanim przejdziemy do omdwienia epidemiologii cho-
réb onkologicznych, warto na wstepie wspomnieé o gléw-
nych zrédtach informaciji dla tego obszaru terapeutycznego.

Podstawowym zrédtem danych o nowotworach
w Polsce sa informacje zbierane i przetwarzane przez Kra-
jowy Rejestr Nowotworéw (KRN) dziatsjgcy przy COI -
Instytut im. M. Sklodowskiej-Curie. Dodatkowym zrédlem
informacji sg gromadzone przez Gtéwny Urzad Statystycz-
ny karty statystyczne do kart zgonéw. Szacuje sie, ze kom-
pletnos¢ rejestracji nowych zachorowan w Polsce wynosi
okoto 94% i systematycznie sie poprawia. Wedtug eksper-
tow utrzymuja sie jednak wciaz istotne roznice pomiedzy
wojewddztwami (od okoto 80% w wojewddztwach: za-
chodniopomorskim, podlaskim i mazowieckim, do 100%
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w lubelskim, opolskim, podkarpackim, pomorskim, $wie-
tokrzyskim i wielkopolskim). Istotnie mniejsza kompletno$é
danych jest w przypadku szczegdtowych informaciji, takich
jak ocena stopnia zaawansowania nowotworu, gdzie wy-
nosi od 60 do 80% (7). Majac na uwadze powyzsze, prze-
chodzac przez przedstawione dalej analizy, nalezy byé
$wiadomym ich mozliwego niedoszacowania.

Choroby nowotworowe dotykaja ludzi w réznym
wieku. Co roku w Polsce choroba nowotworowa jest dia-
gnozowana u ponad 150 tys. osob.

W okresie od 1999 do 2014 roku liczba zacho-
rowah wzrosta o ponad 42%, przy czym wzrost liczby za-
chorowan byt na poziomie ponad 36% u mezczyzn i 49%

1520 1565 1992

1380 1406 144,3

2012 2013 2014

Wykres 8 Roczna liczba zachorowan

na nowotwory zltosliwe w Polsce

Zrédho: Raporty na podstawie danych Centrum
Onkologii, http://85.128.14.124 /krn/
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Wykres 9 Liczba zachorowan na nowotwo-

P o SO

= 7achorowania <35  ====Zachorowania 35-54

=7 achorowania >54

u kobiet. W ciagu 16 lat na nowotwory w Polsce zachorowa-
lo lacznie okolo 2 min 102 tys. oséb. Ta liczba oséb, ktére
zachorowaly na nowotwory, to wiecej niz wynosi grupa
os6b ztozona z mieszkancéw Warszawy i Bydgoszczy (6).

Pomimo ze liczba 0séb chorujacych na nowotwory
jest najwieksza w populacji 0séb starszych, to - jak poka-
zuja statystyki — choroba moze wystapi¢ w kazdym wieku.

Na silny wzrost rocznej liczby zachorowan w po-
pulacji w wieku powyzej 54 lat w czesci wplywaja zmiany
demograficzne obserwowane w populacji. Wraz ze zwiek-
szaniem sie liczby osdb starszych zwieksza sie liczba oséb
chorujacych na choroby nowotworowe, gdyz ta grupa
schorzen silnie koreluje z wiekiem. Uwage zwraca jednak
rébwniez wzrost rocznej liczby zachorowan w grupie oséb
miodych, ponizej 35 roku zycia, ktdre na przestrzeni ana-
lizowanych lat wzrost z 4 tys. do niemalze 5 tys. (o blisko

PO O N4 &b > U
D L° Q" QO L7 K O L L N N N

ry ztosliwe wg grup wieky, liczby bezwzgled-
ne wtys.

Zrédo: Raporty na podstawie danych Cen-
trum Onkologii, http://85.128.14.124/km/

22%). Wzrost zachorowan jest obserwowany nie tylko na
poziomie danych bezwzglednych, ale réwniez w przypad-
ku wspdtczynnikéw standaryzowanych. Uwage zwraca
wyzsza dynamika wzrostu zachorowan wérdéd miodych ko-
biet w poréwnaniu z mtodymi mezczyznami.

W grupie wiekowej 35-54 lat widoczne jest silne
zréznicowanie trendow wspdlczynnikéw dla kobiet i mez-
czyzn. Sytuacja taka oznacza, ze kobiety w tej grupie sa
bardziej narazone na zachorowanie od swoich réwiesnikéw.

W ciagu 16 lat wspdlczynnik standaryzowany za-
chorowan dla mezczyzn ulegt istotnemu obnizeniu (o oko-
lo 21%). W tym samym czasie wspdlczynnik dla kobiet
wzrbst o okoto 5%.

W grupie osdéb w wieku powyzej 54 lat czestosé
zachorowan na choroby nowotworowe jest najwyzsza.
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Standaryzowany wspdtczynnik zachorowan w tej grupie
wiekowej, zarébwno dla mezczyzn, jak i kobiet, wzrasta.
W przypadku mezczyzn wspdtczynnik zachorowan wzrést
o okoto 8% (2014 vs 1999), podczas gdy w tym samym
czasie odnotowano wzrost wspodtczynnika dla kobiet
o niemal 29%.

Za 76% nowych zachorowan w 2014 roku odpo-
wiadato 15 grup najczestszych choréb nowotworowych.

Najwieksza zachorowalnodé weciaz dotyczy no-
wotworéw oskrzela i ptuca. Sa one pierwsza przyczyna
zachorowan u mezczyzn i druga przyczyna zachorowan
u kobiet. Niepokojace jest to, ze praktycznie caly wzrost
bezwzglednej liczby nowych przypadkéw w tym nowo-
tworze wynika ze zwigkszonej zachorowalnosci wérdd ko-

trum Onkologii, http://85.128.14.124/km/

biet (2014 vs 1999 to ponad 3,3 tys. nowych zachorowan
rocznie wiecej). Ta zwigkszona zachorowalno$é¢ kobiet
obserwowana jest réwniez na poziomie standaryzowane-
go wspdlczynnika zachorowalnosci (zwiekszenie o niemal
45%), co oznacza, ze przyrost liczby zachorowan bylby
odnotowany niezaleznie od zmian w strukturze popu-
lacji kobiet. U mezczyzn standaryzowany wspdtczynnik
zachorowalnosci ulegt zmniejszeniu o 31%. Dzieki temu,
pomimo zmian struktury demograficznej, liczba zacho-
rowan na nowotwory oskrzela i ptuc ulegta zmniejszeniu
o okoto 1,1 tys. rocznie (2014 vs 1999).

Weciaz rosnie liczba zachorowan na nowotwory
piersi. W 2014 roku odnotowano ich o niemal 6,5 tys. wie-
cej niz w 1999 roku. Wspdtczynnik zachorowalnosci dla tej
grupy wzrdst w latach 1999-2014 o blisko 1/3.

Tysigce
25
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Wykres 13 Liczba zachorowan na nowo-
twory zlosliwe w Polsce dla 15 nowotworow

z najwieksza liczba zachorowan w 2014 roku

i w wybranych poprzednich latach
Zrédlo: Raporty na podstawie danych Cen-
trum Onkologii, http://85.128.14.124/km/
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Gwattownie rosnie zachorowalno$¢ na nowotwory
z grup: ,inne (niz czerniak) nowotwory ztosliwe skory” oraz
.nowotwory zto$liwe gruczotu krokowego”. W pierwszym
przypadku, w roku 2014 odnotowano o ponad 8,5 tys. no-
wych przypadkéw wiecej (przyrost o ponad 162%). Na no-
wotwory prostaty w 2014 roku zachorowato niemal 8 tys.
mezczyzn wiecej niz w roku 1999, co oznacza wzrost liczby
zachorowan o 180%.

Posrdd listy 15 nowotwordw o najwiekszej zachoro-
walnosci wyjatkami sg nowotwory zlodliwe zotadka (2014 vs
1999 to ponad 300 zachorowan rocznie mniej) oraz nowo-
twory ztosliwe szyjki macicy, gdzie roczna zachorowalno$é
w roku 2014 byta o ponad 750 przypadkédw nizsza niz w roku
1999. W przypadku wszystkich pozostatych nowotwordw
odnotowano wzrost liczby nowych przypadkéw.

Oprécz wzrostu zachorowalnosci, obserwujemy
réwniez istotny wzrost $miertelnosci z powodu chordb
onkologicznych. Analiza danych uwolnionych od wplywu
zmian populacji wykazuje, ze zarbwno w przypadku mez-
czyzn, jak i kobiet w wielu nowotworach mamy do czynie-
nia ze wzrostem liczby zgondw. Przeciwwaga dla wzrostu
zachorowalnosci sa wysitki podejmowane w walce z cho-
robami nowotworowymi, ktére prowadza do zwiekszenia
szans chorych na przezycie - najczesciej ocenianych jako
prawdopodobienstwo przezycia przez okres 5 lat od mo-
mentu rozpoznania choroby nowotworowe;.

Cecha charakterystyczng choréb nowotworowych
jest wysoka $miertelno$¢ (8). Niemal polowa pacjentéw
z choroba nowotworowa w Europie nie przezyje 5 lat od mo-
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Tarczyca
mentu diagnozy choroby. W krajach rozwinietych jest to dru-
ga, po chorobach sercowo-naczyniowych, przyczyna zgo-
néw. Przez wiele lat zaréwno zachorowalnosé na nowotwory,
jak i liczba zgondw, w ktdrych byly one gtéwna przyczyna,
zwiekszala sie. Sytuacja taka zwiazana byla ze zmianami
demograficznymi oraz zwiekszong ekspozycja na czynniki,
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66%

37%

57%

34%

5% 1%
13% 23%
36% 51%
49%

8% 16%
7% 14%
9%

45% 51%
10% 17%
61% 72%
69% 79%
51% 60%
70% 77%
39% 53%
48% 74%
85% 84%
46% 63%
46% 54%
23% 33%
83% 9%

Tabela 1 Prawdopodobienstwo przezycia

5 lat od momentu rozpoznania choroby
nowotworowej

Zrédho: Mapa potrzeb zdrowotnych

w zakresie onkologii dla Polski, Ministerstwo
Zdrowia, 2015 12, http://www.mz.gov.pl
/wp-content/uploads/2015/12/MPZ
_onkologia_Polska.pdf

Wykres 14 Umieralnos¢ z powodu nowo-
twordw ztosliwych i chordb ukladu krazenia
Zrodho: Witold Zatonski, Rak, dieta — wy-
zwania, 2012; Standaryzowane (na popula-
cje Europy) wspotczynniki umieralnosci na

100 tys. pop.
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ktére moga byé przyczynami powstawania nowotwordw.
Dopiero ostatnie lata przyniosty odwrdcenie tych trendéw.

Niestety, wedlug prognoz w biezacym dziesiecio-
leciu nowotwory moga staé sie gtéwna przyczyna zgondw
w Polsce (9). Pomimo znacznej poprawy wynikéw leczenia
choréb ukladu sercowo-naczyniowego (dwukrotny spadek
wspbtczynnika standaryzowanego zgondw w okresie 1990~
2010) skuteczno$é leczenia onkologicznego zmienia sie nie-
znacznie (i nieporéwnywalnie stabiej niz w innych krajach).

Co roku w Polsce z powodu nowotworéw umiera
ponad 90 tysiecy oséb. W okresie 1999-2014 lacznie
zmarlo 1 min 450 tys. oséb. Jest to populacja wielko-
$cig réwna sumie mieszkarficéw zamieszkujacych Kra-
kéw i £6dz (10) - to tak jakby oba te miasta ze wszystkimi
mieszkaricami zniknely w ciagu 15 lat z mapy Polski.

W liczbach bezwzglednych liczba zgonéw ule-
ga zwiekszeniu. W roku 1999 odnotowano 82 tys. przy-
padkéw, a w roku 2014 byto ich juz 0 17% wiecej. Co waz-
ne, liczba zgondéw w przypadku kobiet wzrosta o niemal
24%, podczas gdy w przypadku mezczyzn byto to nieco
ponad 12%.

Za 78% wszystkich zgondw spowodowanych cho-
robami nowotworowymi w Polsce odpowiada 15 grup naj-
czestszych choréb nowotworowych.

250 200 150 100

202,40

193,30

B Mezczyzni

= Kobiety

> Raport

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

> Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

Wykres 15 Roczna liczba zgondw z powodu
nowotworéw ztosliwych w Polsce

Zrédho: Raporty na podstawie danych Centrum
Onkologii, http://85.128.14.124 /krn/

Nowotwory zlosliwe oskrzela i ptuc sa wcigz glow-
ng przyczyna zgondw z powodu choréb nowotworowych.
W 2014 roku z powodu tej grupy chordb zmarto niemal 4 tys.
osdb wiecej niz w roku 1999. O ile jednak w przypadku mez-
czyzn mozemy mdwi¢ o odnotowaniu zblizonego poziomu
zgondw (15,8 tys. w 2014 vs 15,5 tys. w 1999), przy jednocze-
snym obnizeniu standaryzowanego wspdlczynnika umieral-
nosci o 26%, o tyle w przypadku kobiet mamy do czynienia
z dramatycznym wzrostem. W roku 1999 nowotwory zlosli-
we oskrzeli i pluc byly odpowiedzialne za 3,6 tys. zgondw,
aw roku 2014 juz za 7,3 tys. zgondw u kobiet, a standaryzo-
wany wspdlczynnik umieralno$ci wzrdst o niemal 60% (z 11,5
w roku 1999 do 18,0 w roku 2014). Ten ponad 100% wzrost
liczby zgondw spowodowal, ze nowotwory ztosliwe oskrzela
i phuc staly sie u kobiet gtéwna przyczyna zgondw z powodu
choréb nowotworowych, wyprzedzajac w tym niechlubnym
zestawieniu nowotwory zto$liwe piersi.

Pomimo dzialai podejmowanych na szeroka ska-
le wciaz wysoka pozostaje umieralno$é spowodowana
nowotworami zto$liwymi piersi. Z umiarkowanym optymi-
zmem mozna oceniaé fakt, ze wspdlczynnik standaryzo-
wany umieralno$ci w tych nowotworach sie nie zwigkszyt.

Niemal w kazdej z 15 grup choréb nowotworo-
wych o najwiekszej umieralnosci w 2014 roku obserwu-
jemy wzrost liczby zgondw. Do nielicznych wyjatkéw na-
leza nowotwory ztosliwe zotadka, w ktdrych w 2014 roku

Wykres 16 Wspotczynniki standaryzowane dla
zgondw z powodu nowotwordw ztosliwych
Zrédto: Raporty na podstawie danych

Centrum Onkologii, http://85.128.14.124 /krn/
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Tysiace

25

Nowotwoér ztosliwy oskrzela i pluca
Nowotwor ztosliwy okreznicy

Nowotwor ztosliwy piersi

Nowotwér ztosliwy zotgdka

Nowotwér ztosliwy trzustki

Nowotwér ztodliwy gruczotu krokowego
Nowotwor ztosliwy pecherza moczowego
Nowotwér ztosliwy odbytnicy

Nowotwér ztosliwy mozgu

Nowotwor ztosliwy jajnika

Nowotwor ztosliwy nerki

Nowotwér ztosliwy watroby i przewoddw
zbkciowych wewnatrzwatrobowych

Nowotwor ztosliwy szyjki macicy
Nowotwér ztosliwy przetyku

Nowotwor ztosliwy krtani

H1999 ®W2007 ®2014

odnotowano o okoto 750 zgondéw mniej niz w roku 1999,
nowotwory zto$liwe watroby i szyjki macicy (240 zgonéw
mniej), czy nowotwory ztosliwe krtani (zmarto niemal 130
pacjentéw mniej).

Niewatpliwym sukcesem jest zmniejszenie Smier-
telnosci kobiet z powodu nowotwordw ztodliwych szyj-
ki macicy. W roku 1999 wspdlczynnik standaryzowany
zgondw z powodu tego nowotworu wynosit 6,4 zgondw
/ 100 tys. mieszkafncdw, a w roku 2014 byt na poziomie
4,5, co oznacza niemal 30% poprawe. Sukces ten za-
wdzieczamy szeroko realizowanemu programowi badan
cytologicznych, co umozliwia wykrywanie nowotworu
we wczesnych stadiach zaawansowania, gwarantujacych
mozliwo$é podjecia skutecznego leczenia.
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Wykres 17 Liczba zgonéw na nowotwory dla
15 nowotwordw z najwieksza liczba zgonow
odnotowanych w 2014 roku i w wybranych
wezebniejszych latach

Zrédho: Raporty na podstawie danych Centrum
Onkologii, http: /8512814124 /krn/
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Choroby onkologiczne
a gospodarka kraju

Przedwczesna umieralno$¢ z powodu choréb
onkologicznych to nie tylko problem pacjentéw i ich ro-
dzin, ochrony zdrowia, czy opieki spotecznej. To réwniez
duze wyzwanie dla gospodarki naszego kraju, wynikajace
z utraconej produktywnosci tych oséb.

Warto$¢ niewytworzonego PKB w ciagu roku
przez osoby zmarte w 2014 z powodu chordb
nowotworowych to niemal 900 min zlotych,
co jest réwne srodkom zebranym przez Wiel-
ka Orkiestre Swiatecznej Pomocy w ciagu
ostatnich 25 lat.

Jednak strata wynikajaca z produktywnosci osdb zmartych
z powodu chordb nowotworowych powinna by¢ ocenia-
na z perspektywy catego ich spodziewanego zycia zawo-
dowego.

Biorac pod uwage:

P liczbe zgondw z powodu choréb nowotworowych
w roku 2014;

P strukture wiekows;

P pled;

P okres aktywnosci zawodowej miedzy 20 a 60 rokiem
zycia dla kobiet i 65 rokiem zycia dla mezczyzn oraz
przyjmujac stata wartos¢ PKB na 1 mieszkanca w okresie
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catej aktywnosci zawodowej w wysokosci odnotowane;j
w 2015 roku, mozna przyjaé, ze warto$é utraconego
PKB z powodu przedwczesnych zgondw oséb zmarlych
w 2014 wyniosta ponad 8 miliardéw ztotych. W warian-
cie analizy uwzgledniajacej wzrost $rednioroczny PKB
przez caly okres analizy na poziomie 3%, warto$¢ utra-
conego PKB wynosi blisko 11 mld ztotych. Ta utracona
warto$é pracy osdb przedwczednie zmartych w roku
2014 w ciagu ich catego spodziewanego zycia zawo-
dowego to 0d 0,5% do 0,6% PKB wytworzonego w na-
szym kraju w roku 2015.

Powyzsza analiza nie uwzglednia kosztéw eko-
nomicznych zwiazanych z absenteizmem, czyli nieobec-
noscia 0séb chorych w pracy. Nie bierze pod uwage
réwniez kosztéw ekonomicznych zwiazanych z ograni-
czeniem produktywnosci bliskich, wspierajacych pacjen-
tow onkologicznych w chorobie. W zwiazku z tym nalezy
podkresli¢, ze catkowite koszty choréb nowotworowych
dla gospodarki naszego panstwa sa istotnie wyzsze niz
przedstawione powyzej.

Stad tez wczedniejsza diagnostyka choréb nowo-
tworowych, zwiekszanie efektywnosci leczenia oraz umoz-
liwienie dostepu do efektywnych terapii dla szerokich grup
pacjentéw powinno byé w centrum uwagi nie tylko pacjen-
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Wykres 18 Analiza wartosci utraconego PKB
0. w wyniku przedwczesnych zgonéw z powodu
Wariant: State PKB/1 mieszkanca Wariant: PKB/1 mieszkanca + 3% rocznie choréb nowotworowych w 2014 roku
m Wartos¢ pracy osdb zmartych w 2014 roku z powodu choréb nowotworowych Z19djo: Analiza wiasna na podstawie danych
| KRN i danych GUS
© Udziat wartosci pracy w PKB roku 2015
tow i lekarzy, ale réwniez powinno byé przedmiotem zainte- | wania, lepszych mozliwosci diagnostycznych oraz dostepu

resowania Ministra Rozwoju, gdyz choroby nowotworowe

do bezpiecznych i skutecznych terapii, zmieniajacych szan-

s3 i beda jednym z elementéw o niekorzystnym wplywie na | se na przezycie i wyleczenie chorych.

mozliwosci wzrostu naszej gospodarki. Srodki finansowe
alokowane w ochrone zdrowis, na leczenie nowotwordw,
powinny by¢ traktowane wiec jako inwestycja, z ktérej osia-
gniety wynik jest wymierny réwniez w wymiarze ekonomicz-
nym. W onkologii postep w zakresie efektywnosci leczenia
nowotwordw bierze sie zasadniczo z wezesniejszego wykry-

> Raport > Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych
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Dostepnosé
innowacyjnych
lekow onkologicznych



Podsumowanie rozdzialu

» Ostatnie lata zaowocowaly gwattownym postepem wiedzy o patomechanizmach po-
szczegdlnych nowotwordw i choroby nowotworowej jako takiej, co przyczynito sie do
pojawienia na rynku wielu nowych lekéw, a takze nowych sposobdw leczenia.

» Wydatki publiczne na leki w Polsce naleza do najnizszych w Europie. W przeliczeniu na
1 mieszkanca wydajemy na leki mato nie tylko w poréwnaniu z duzymi krajami Europy Za-
chodniej (niemal 5,5 razy mniej niz w Niemczech i 4 razy mniej niz we Frangiji), ale rowniez
w stosunku do takich krajow jak Wegry (2,3 razy mniej) i Czechy (2,2 razy mniej).

» W ciagu ostatnich lat refundacja zostato objetych wiele nowych lekdw z réznych obsza-
réw terapeutycznych. Leki innowacyjne stanowity cze$¢ z nich.

» Na refundacje innowacyjnych lekéw Narodowy Fundusz Zdrowia wydaje ponizej 10%
srodkéw przeznaczonych na doptaty do lekéw. Wydatki na innowacyjne leki onkologiczne
stanowiag mniej niz 20% srodkoéw przeznaczanych na wszystkie nowe terapie innowacyjne.

» Innowacyjne leki onkologiczne sa bardzo drogie. Na zaptacenie petnej ceny za lek staé
nielicznych pacjentéw. Badania kliniczne sa dostepne dla waskiej grupy chorych spetnia-
jacych wymagania projektéw realizowanych w danej chwili. Dlatego o dostepnosci lekow
onkologicznych dla szerokich grup pacjentéw decydujace jest objecie ich refundacjs.

» Refundacja w Polsce zostata objeta jedynie cze$é nowych lekdw (mniej niz 50%), ktére
zostaty zarejestrowane we wskazaniach onkologicznych w Europie po 2004 roku.

» Od zarejestrowania leku w Europie do udostepnienia go w ramach leczenia polskim pa-
cjentom nieraz mija kilka lat. Na opéznienie to sktadaja sie przyczyny lezace zaréwno po
stronie decydentéw systemu refundacyjnego w Polsce, po stronie firm bedacych wiasci-
cielami poszczegdlnych lekdw, jak i po stronie procedur zdefiniowanych w systemie.

» Procedury kontraktowania, szczegdlnie za$ swoboda podejmowania decyzji w poszcze-
gdlnych Oddziatach NFZ o terminie ogtoszenia konkurséw na udzielanie $wiadczen w ra-
mach nowych programéw lekowych, moga prowadzi¢ do sytuacji, w ktorej w jednych
wojewddzitwach pacjent ma juz dostep do leczenia, a w innych jeszcze nie, co wiaze sie
z dyskryminacja ze wzgledu na miejsce zamieszkania / leczenia.

» Pacjenci onkologiczni w Polsce maja dostepna mniejsza liczbe opcji terapeutycznych, niz
wynika to z aktualnie obowiazujacych wytycznych amerykanskich i europejskich w wiek-
szosci analizowanych nowotwordw. Dodatkowo, w przypadku wiekszosci lekow, na pozio-
mie uregulowan systemu refundacyjnego (w szczegdlnosci kryteriow kwalifikacyjnych do
programéw lekowych), sa wprowadzane ograniczenia, ktére skutkuja mozliwoscia zasto-
sowania leku jedynie u wybranych grup pacjentéw i tylko na okreslonych etapach procesu
terapeutycznego - czesto w grupie wezszej, niz wskazuja rekomendacje. Jedynie 20-30%
bezpiecznych i skutecznych lekéw innowacyjnych jest dostepnych w Polsce zgodnie z re-
komendacjami miedzynarodowych towarzystw naukowych.



System finansowania innowacyjnych
terapii onkologicznych w Polsce

Terapia choréb onkologicznych jest kosztowna.

Co do zasady, w Polsce leczenie pacjenta bez-
piecznymi i skutecznymi lekami moze by¢ sfinansowane
za pomoca czterech gldwnych mechanizméw:

P leczenia w ramach systemu publicznej ochrony zdrowis;

P dzieki wsparciu organizacji pozarzadowych, ktére z po-
zyskanych $rodkéw finansowych dofinansowuja lecze-
nie pacjentéw pozostajacych pod ich opieks;

P dzieki whasnym srodkom finansowym (jednak ze wzgle-
du na koszt terapii opcja ta jest dostepna jedynie dla
bardzo nielicznych chorych);

P za sprawa uczestnictwa pacjenta w badaniach klinicz-
nych (opcja dostepna jedynie dla wybranych grup pa-
cjentdw, zgodnie z potrzebami badawczymi toczacych
sie w danym momencie préb klinicznych i w nielicz-
nych, wybranych osrodkach).

Raport Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Crisantaspasum
Crizotinibum
Lanreotidum
Lenalidomidum
Nivolumabum
Obinutuzumabum
Olaparibum
Paclitaxelum albuminatum
Pembrolizumabum
Pertuzumabum
Rituximabum
Ruxolitinibum
Temsirolimusum
Trastuzumabum
Wismodegib

Srednia urzedowa
cena zbytu, PLN

14 580
26018
4014

17 261

4472

16 408
21172

1241

8 047

12 096
7824

15588
3909

7 290

20 241

Tabela 2 Srednia urzedowa cena zbytu wyliczo-

na jako $rednia arytmetyczna z urzedowych cen

zbytu wszystkich opakowan leku wedtug ob-

wieszczenia 2017-01 (leki onkologiczne objete

refundacja w okresie lipiec 2016 - styczen 2017)

Zrédho: Obwieszczenie refundacyjne Ministra

Zdrowia obowiazujace od 1 stycznia 2017 roku

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



Publiczna
ochrona zdrowia

Podstawowa $ciezka terapeutyczna kazdego pa-
cjenta onkologicznego w Polsce prowadzi przez $wiadcze-
nia finansowane ze $rodkéw publicznych przez Narodowy
Fundusz Zdrowia. Dostep do lekéw onkologicznych, szcze-
gdlnie do nowych terapii, dla zdecydowanej wiekszosci
pacjentéw jest mozliwy jedynie wtedy, kiedy zostang one
sfinansowane ze $rodkéw platnika publicznego.

Wydatki publiczne na leki, a wigc finansowane
przez NFZ, zaréwno w ujeciu nominalnym, jak i w re-
lacji do PKB, naleza w Polsce do najnizszych w Europie
i do nizszych wsréd krajéw OECD.
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Francja
Luksemburg
Belgia
Austria
Slowacja
Grecja
Hiszpania
Wiochy
Holandia
Wielka Brytania
Wegry
Norwegia
Finlandia
Szwecja
Czechy
Stowenia
Portugalia
Islandia
Estonia
Dania
totwa
Polska

Wykres 19 Wydatki publiczne (rzadowe i z sys-
temu obowiazkowych ubezpieczen zdrowotnych)
na leki i inne dobra medyczne nietrwate w euro-
pejskich krajach OECD w przeliczeniu na 1 miesz-
kanca w 2014 roku, USD PPP (w przeliczeniu na
dolary amerykanskie z uwzglednieniem parytetu
sily nabywczej)

Zrédlo: OECD Heslth Statistics 2016;

Leki sa finansowane przez NFZ w kilku strumie-
niach finansowania:
P finansowanie na drodze refundacji kosztéw lekow w na-
stepujacych kategoriach dostepnosci refundacyjnej:
> leki dostepne w aptece na recepte,
D> leki stosowane w ramach programu lekowego,
D> leki stosowane w ramach chemioterapii;
P finansowanie na drodze rozliczenia $wiadczen szpital-
nych w ramach Jednorodnych Grup Pacjentéw (JGP)
- 53 to leki, ktére pacjenci otrzymuja w trakcie poby-
tu w szpitaly, ale nie obejmuje to lekdw dostepnych
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dla pacjenta w ramach katalogu chemioterapii i pro-
graméw lekowych.

Wydatki na produkty farmaceutyczne rozliczane
w ramach JGP w 2015 roku osiagnely poziom okoto 1,5 mld
ztotych. Z punktu widzenia pacjenta onkologicznego maja

wydatki refundacyjne NFZ, PLN, mld

20M 2012 2013
m Leki dostepne w aptekach  m Programy lekowe

2014 2015 2016 est.

m Chemioterapia

Wykres 20 Wydatki refundacyjne NFZ
w latach 2011-2016
Zrédho: Analiza whasna na podstawie danych

publikowanych przez NFZ

one jednak mniejsze znaczenie, gdyz lekowe terapie on-
kologiczne, w szczegdlnosci nowoczesne, sa finansowane
przede wszystkim w ramach programéw lekowych.

W roku 2015 wydatki na refundacje osiagnety po-
ziom 11 mld zlotych, po raz pierwszy przekraczajac poziom
sprzed wprowadzenia ustawy refundacyjnej. Za rok 2016
wyniosa prawdopodobnie okoto 11,4 mld ztotych.

Jednym z gtéwnych deklarowanych celéw wprowa-
dzonejw 2012 roku ustawy refundacyjnej byto zwiekszenie
dostepnosci bezpiecznych i skutecznych terapii lekowych
dla polskich pacjentéw. Wyrazem tego miato byé wpro-
wadzanie nowych lekéw do systemu refundacyjnego. Nie
wszystkie jednak leki, ktére znalazly sie jako nowe w sys-
temie refundacyjnym, moga by¢ zaliczone do kategorii
lekéw innowacyjnych. Wsréd nowych lekdw w poszcze-
gdlnych kategoriach znajdziemy leki, ktére byly wezesniej
dostepne w refundacji w innym strumieniu finansowania
(np. leki, ktére zostaly przesuniete do strumieni refunda-
cyjnych z programu chemioterapii niestandardowej), czy
tez leki, w przypadku ktérych producentowi oryginalnemu
nie powiodly sie starania o refundacje, i dopiero tansze
odpowiedniki, wprowadzone na rynek po wygasnieciu
ochrony patentowej dla leku referencyjnego, uzyskaty
zgode na dofinansowanie ze $rodkéw publicznych.

Wydatki refundacyjne na innowacyjne te-
rapie' zwiekszaja sie, lecz wcigz stanowia
one mniej niz 10% wydatkéw refundacyj-
nych NFZ.

'Innowacyjne terapie (lek oryginalny, lek innowacyjny, lek referencyjny) - pierwszy
lek z nowa substancja czynng wprowadzony na rynek i dopuszczony do obrotu ze
wzgledu na udokumentowang na podstawie badan klinicznych: skutecznos¢ terapeu-
tyczng, jakos¢ oraz bezpieczenstwo stosowania w poréwnaniu z innymi produkfami
stosowanymi w tym samym wskazaniu.
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min. PLN

leki stosowane w programach lekowych

nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji
rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekéw oryginalnych
facznie

leki stosowane w chemioterapii
nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji
rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekéw oryginalnych
facznie

refundacja apteczna

nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji

rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekéw oryginalnych

wykonanie wykonanie wykonanie wykonanie w2y Ié?g %n7ie

9062 9592 10 317 1101 6 505

14 02% n  12% 354 3,4% 593 54% 490 7.5%

0 00% 18  02% 71 0,7% 132 12% 90 1,4%

14 02% 136 1,4% 425 4,1% 725 6,6% 580 8,9%
1731 2002 2258 2481 1494

0 00% 82  4]1% 230  10,2% 358  14,4% 345 231%

0 00% 8 04% 33 15% 77 31% 48 32%

0 0,0% 90 4,5% 263  1M,7% 435  17,5% 394  26,4%
468 406 508 542 330

0 00% 0 0.0% 6 1.2% 17 3.2% 10 31%

0 00% 0 00% 0 0,0% 0 0,0% 0 0,0%

0 0,0% 0 0,0% 6 1.2% 17 3,2% 10 3,1%
6863 7184 7 551 7 988 4 682

14 02% 36 05% 1\ 1,6% 218 2,7% 135 29%

0,0% 01% 0,5% 0,7% 0,9%

Tabela 3 Wydatki refundacyjne NFZ na nowe innowacyjne leki
Zrédho: Analiza wlasna PEX PharmaSequence na podstawie danych publikowanych przez NFZ,

status leku innowacyjnego przypisany do produktu w calym okresie analizy

Woydatki na innowacyjne leki onkologiczne sta-
nowily w roku 2015 niespelna 20% catkowitych wy-
datké4w NFZ na leki innowacyjne. Z ponizszego zesta-
wienia jednoznacznie wynika, ze gldwnym strumieniem
finansowania dla tej grupy terapii lekowych w onkolo-

gii s3 programy lekowe.

min. PLN
refundacja apteczna
nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji
rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekéw oryginalnych
leki stosowane w chemioterapii
nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji
rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekow oryginalnych
leki stosowane w programach lekowych
nowe oryginalne substancje aktywne w refundacji

rozszerzenie wskazan refundacyjnych lekow oryginalnych

0,1 2,5 21 3,5 2,8

01 2,5 2] 35 28
0,0 0,0 0,0 0,0 0,0
0,0 0,0 0,0 0,0 0,0
0,0 0,0 0,0 0,0 0,0
0,0 0,0 0,0 0,0 0,0
0,0 25,3 88,5 134,5 94,2
0,0 17,6 58,6 714 48,3
0,0 7.7 30,0 631 46,0

Tabela 4 Wydatki refundacyjne NFZ na nowe innowacyjne leki stosowane w chorobach onko-
logicznych (bez lekéw wspomagajacych w leczeniu onkologicznym)
Zrédho: Analiza wlasna PEX PharmaSequence na podstawie danych publikowanych przez NFZ,

status leku innowacyjnego przypisany do produkiu w calym okresie analizy
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Tytutem uzupetnienia nalezy nadmienié, ze dodat-
kowo w leczeniu pacjentéw onkologicznych NFZ refun-
duje leki, ktére zbiorczo mozemy okresli¢ jako leki wspo-
magajace w leczeniu onkologicznym. W roku 2015 koszt
wydatkéw NFZ na sfinansowanie nowych lekéw w tej gru-
pie produktéw wynidst niespetna 40 min ztotych, a w okre-
sie od stycznia do lipca 2016 nieco ponad 13 min.

Leki wydawane pacjentom
z refundacja w aptekach

Leki onkologiczne dostepne w aptekach sg szeroko
dostepne dla pacjenta. Z racji ich stosowania przez same-
go pacjenta musza sie one cechowaé bezpieczenstwem
terapii.

Leki z . klas onkologicznych” wedtug miedzynaro-
dowej klasyfikacji lekow (tzw. ATC), to przede wszystkim:
P Srodki alkilujace [LOTA.

P Antymetabolity [LO1B].

P Alkaloidy i inne zwiazki naturalne [LO1C].

P Antybiotyki cytostatyczne [LOTD].

P Inne leki p/nowotworowe [LOTX].

P Hormony i pochodne [LO2A.

P Antagonisci hormondw i pochodne [LO2B].

Koszt refundacji lekéw z wymienionych powyzej
grup (klasy LO1i LO2) poniesiony przez NFZ w 2015 roku
to niemal 280 min zlotych.

300 2792
259,2
250 230,0 239,6
200 -+
150 -
100 -
50 -
O -
2012 2013 2014 2015

Wykres 21 Wartosé refundacji NFZ na leki

z klas LOTi LO2 dostepne w aptekach otwartych.
Zrédho: Opracowanie whasne PEX PharmaSequ-
ence na bazie informacji o refundacji lekéw

w lecznictwie otwartym publikowanych przez NFZ

W okresie lipiec 2012 - listopad 2016 do refundaciji
w aptekach otwartych zostalo wprowadzonych 8 molekut
onkologicznych. Do nowych innowacyjnych lekéw wpro-
wadzonych do obwieszczen refundacyjnych w ramach re-
fundacji aptecznej mozemy zaliczy¢ 1 molekute.
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X12012 Degarelixum

Tabela 5 Lista nowych innowacyjnych molekut
onkologicznych whgczonych do refundacji
aptecznej w latach 2012-2016

Zrédho: Opracowanie wiasne na bazie obwiesz-

czen refundacyjnych Ministra Zdrowia

Dodatkowo, jedna z wprowadzonych molekut moz-
na uznaé za nowos$¢ w refundacji [exemestan), ale refun-
dacja zostaly objete dopiero produkty bedace tanszymi
odpowiednikami leku referencyjnego. Pozostate molekuty
(triptorelinum, busulfanum, chlorambucilum, melphala-
num, tioguaninum) byly dostepne wczedniej w katalogu
chemioterapii, a cyclophosphamidum byt obecny na li-
stach refundacyjnych przed wejsciem w zycie Ustawy Re-
fundacyjnej (przed 2012 rokiem).

W ramach refundacji aptecznej pojawily sie réw-

niez 4 nowe molekuly stosowane w terapii wspomagajacej
leczenie onkologiczne.

X12014 Oxycodoni hydrochloridum
+ Naloxoni hydrochloridum

V2014 Posaconazolum

1112014 Lipegfilgrastimum

Tabela 6 Lista nowych innowacyjnych molekut
stosowanych w leczeniu wspomagajacym wiaczo-
nych do refundacji aptecznej w latach 2012-2016
Zrédho: Opracowanie wiasne na bazie obwiesz-

czen refundacyjnych Ministra Zdrowia

Dodatkowo refundacja zostat objety réwniez kwas
zoledronowy (acidum zoledronicum), ktéry nalezy uznaé za
nowy lek w refundacji aptecznej, niemniej preparat objety
refundacja by} takze odpowiednikiem leku referencyjnego.

Katalog chemioterapii

Leki z katalogu chemioterapii sa dostepne dla
wszystkich pacjentéw, u ktérych rozpoznano chorobe
nowotworowa, a ktérej kod znalazt sie w zalacznikach do
obwieszczenia refundacyjnego w wykazie onkologicznych
jednostek chorobowych przypisanych do danego leku.
Katalog chemioterapii obejmuje zaréwno terapie onkolo-
giczne, jaki i terapie wspomagajace. Wedlug danych NFZ
w 2015 roku ze $wiadczen zwiazanych chemioterapia sko-
rzystato niemal 127 tys. osob, a w ciggu i pdrocza 2016
roku liczba ta siegneta 90 tys.

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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rituximabum I 126
darbepoetinum alfe = 31,1
fulvestrantum = 29,7
azacitidinum NN 255
Tosomsomn —249
anagrelidum NN 23,5
octreotidum M| 18,4
vinorelbinum . 17,2
lanreotidum [ 16,4

pegfilgrastimum 1 14,7

Wykres 22 Top 10 substancji czynnych gene-
rujacych najwyzsze koszty w ramach zakreséw
chemioterapii w 2015 roku (PLN, mln)

Zrédlo: Sprawozdanie z dziatalnosci Narodowe-

go Funduszu Zdrowia za rok 2015

W okresie lipiec 2012 - listopad 2016 do katalogu
chemioterapii zostaly wprowadzone 23 molekuly. Spo-
$réd nich do nowych innowacyjnych lekow wprowadzo-
nych do obwieszczen refundacyjnych w ramach katalogu
chemioterapii zaliczamy jedynie 3 molekuly.

V 2014 Posaconazolum
V 2014 Plerixaforum
1112014 Lipegfilgrastimum

Tabela 7 Lista nowych innowacyjnych
molekut wlaczonych przez Ministerstwo
Zdrowia do katalogu chemioterapii

\od 2012 roku do listopada 2016 r.

Zrédho: Opracowanie whasne

PEX PharmaSequence na bazie obwieszczen

refundacyjnych Ministra Zdrowia

Wszystkie z powyzszych molekut zaliczaja sie do
terapii wspomagajacych leczenie onkologiczne.

Dalszych 14 innowacyjnych molekut wprowadzo-
nych w tym okresie do katalogu chemioterapii byto wcze-
$niej objetych refundacja w innych strumieniach finansowa-
nia refundacyjnego lub zostato przesunietych do katalogu
chemioterapii z programu chemioterapii niestandardowe;j
{tioguaninum, melphalanum, chlorambucilum, busulfanum,
clofarabinum, arsenicum trioxidum, arepitantum, bendamu-
stinum, azacitidinum, anagrelidum, nelarbinum, brotezo-
mib, denosumab, crisantaspasum). W przypadku 4 molekut
wprowadzonych do katalogu chemioterapii mielismy do
czynienia z nowymi lekami bedacymi odpowiednikami le-
kéw referencyjnych (isotretinoinum, acidum zoledronicum,
voriconazol, mitoxantron). Ostatnie 2 molekuly nie byly
nowe w refundacji, a produkty, ktére znalazly sie w katalogu
chemioterapii, byly odpowiednikami leku referencyjnego
(temozolamidum, imatinibum).
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Program chemioterapii niestandardowej

Cecha charakterystyczna chemioterapii niestandar-
dowej byta koniecznosé ztozenia indywidualnego wniosku
dla konkretnego chorego i spetnienie warunkdw zawartych
w rekomendacji Prezesa AOTMIT w odniesieniu do danego
produktu leczniczego w okreslonym wskazaniu.

Obecnie, ze wzgledu na brak mozliwosci obejmo-
wania programem nowych pacjentéw, z punktu widzenia
0s6b z nowo zdiagnozowang choroba nowotworowa ten
mechanizm dostepu do terapii jest bez znaczenia.

W ciggu ostatnich 2 lat chemioterapia niestandar-

dowa byla dostepna jedynie dla 2 grup chorych (12):

P pacjentéw kontynuujacych terapie rozpoczete przed dniem
1 stycznia 2015 roku w ramach procedury ,Program lecze-
nia w ramach $wiadczenia chemioterapii niestandardowej”
danym lekiem, w danym wskazaniu, u danego pacjenta,

P pacjentdw, ktdrzy uzyskali zgode na realizacje $wiadcze-
nia chemioterapii niestandardowej do wnioskéw ztozo-
nych w oddziale wojewddzkim NFZ do dnia 31 grudnia
2014 roku.

2012 8848 7961 195 636185
2013 6536 5960 159 748 253
2014 2749 2387 56 606 456
2015 793 790 19 403 573

Tabela 8 Lista nowych innowacyjnych molekut
wiaczonych przez Ministerstwo Zdrowia do katalogu
chemioterapii od 2012 roku do listopada 2016 r.
Zrédho: Sprawozdanie z dziatalnosci Narodowego
Funduszu Zdrowia za rok 2015

Liczba zgdd wydanych na poszczegdlne molekuly $wiadczy

o jedynie pojedynczych pacjentach korzystajacych w roku
2015 z tego kanatu dostepdw do lekdéw onkologicznych.

Lenalidomide 155
Everolimus 148
Sorafenib 57
Erlotinib 57
Dasatinib 39
Cetuximabum 14
Sunitinib 25
Pazopanib 31
Bexarotene 43

Tabela 9 Substancje odpowiadajgce w 2015 roku
za najwyzsze koszty w chemioterapii
niestandardowej wraz z liczba wydanych zgéd
Zrodho: Sprawozdanie z dziatslnoéci Narodowego
Funduszu Zdrowia za rok 2015
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Programy lekowe

Programy lekowe sg podstawowym mechanizmem
udostepniania pacjentom wysokokosztowych terapii leko-
wych. W opisach poszczegdlnych programéw lekowych:
P zdefiniowane sa populacje pacjentdw, ktére moga byé

danym programem objete,

P wyszczegdlnione sa kryteria, ktre musi spetnié pacjent, aby
zostaé objety leczeniem w ramach programu lekowego,

P okreslone sa kryteria, ktérych wystapienie u pacjenta
powoduje wylgczenie go z programu, a tym samym
oznacza przerwanie podawania leku(éw), ktéry otrzy-
mywat w programie.

Dla niektérych programéw lekowych tworzone sa Zespoly
Koordynujace, dziatsjace przy NFZ. Decyzjs o wiaczeniu
pacjenta do programu nie jest podejmowana w takim pro-
gramie przez lekarza prowadzacego pacjents, lecz przez
cztonkdéw Zespolu [takze na podstawie zdefiniowanych
w programie kryteriéw).

Do konca 2014 roku NFZ finansowat leczenie
pacjentéw w 22 onkologicznych programach lekowych,
wroku 2015w 23, a w | potowie roku 2016 w 21. Zmniejsze-
nie liczby programéw lekowych onkologicznych w 2016
roku jest zwiazane z przesunieciem molekut z programow
lekowych do katalogu chemioterapii (bendamustyna we
wszystkich refundowanych wskazaniach finansowana jest
od lipca 2015 roku w ramach katalogu chemioterapii, bor-
tezomib przeniesiony do katalogu chemioterapii od wrze-
$nia 2015 roku).

Pytaniem otwartym pozostaje, czy programy le-
kowe gwarantuja dostep do lekdw wszystkim pacjentom,
ktérzy moga byé beneficjentami danej terapii. Wezmy pod
uwage np. nowotwory piersi. W 2014 roku odnotowano
ponad 17 tys. nowych zachorowan na nowotwory z tej
grupy. Statystycznie co czwarta chora ma typ nowotworu
z nadekspresja receptoréw z grupy HER2, co oznacza ze
w ciagu roku 2014 takich nowych pacjentek bylo ponad
4,3 tys. Liczba nowych pacjentek, ktére zyly w roku 2014,

leczenie beksarotenem ziarniniaka grzybiastego lub zespotu Sézary'ego

leczenie bendamustyna chloniakéw nieziarniczych o powolnym przebiegu opornych na rytuksymab 130 94

leczenie chtoniakéw ztosliwych 1908 219 1417
leczenie chorych na zaawansowanego raka jajnika 389 653 543
leczenie czerniaka skéry dabrafenibem 24 124
leczenie czerniaka skéry lub blon $luzowych ipilimumabem 97 262 159
leczenie czerniaka skéry 447 466 222
leczenie dazatynibem ostrej biataczki limfoblastycznej z chromosomenm filadelfia (Ph+) 50 48
leczenie glejakéw mézgu 309

leczenie miesakéw tkanek miekkich 161 232 164
leczenie nadplytkowosci samoistnej 930

leczenie niedrobnokomérkowego raka ptuca 1609 1467 893
leczenie niedrobnokomérkowego raka ptuca z zastosowaniem afatynibu 45 85
leczenie nowotworéw podscieliska przewodu pokarmowego (GIST) 786 921 874
leczenie opornego na kastracje raka gruczotu krokowego 575 904 687
leczenie ptaskonabtonkowego raka narzadéw gtowy i szyi w skojarzeniu z radioterapia w miejscowo 57 60 45
zaawansowanej chorobie

leczenie przewleklej bistaczki szpikowej 2369 1071 927
leczenie raka nerki 2218 2333 1892
leczenie raka piersi 4558 5112 3880
leczenie raka watrobokomérkowego 238 291 212
leczenie szpiczaka plazmatyczno-komérkowego (plazmocytowego) 1041 1172

leczenie wysoko zréznicowanego nowotworu neuroendokrynnego trzustki 52 67 47
leczenie zaawansowanego raka jelita grubego 1735 1969 1498
leczenie zaawansowanego raka zotadka 62 140 109
leczenie zaswansowanego wiokniskomiesaka guzowatego skéry (DFSP) 9

lenalidomid w leczeniu chorych na opornego lub nawrotowego szpiczaka mnogiego 873 1208 919

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej
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Tabela 10 Liczba pacjentéw objeta onkologicz-
nymi programami lekowymi
Zrédho: Analiza whasna na podstawie kwartalne-

go sprawozdania z dziatalnosci NFZ
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ale zachorowaty w latach 2012 2013, a ich nowotwér jest
HER2 dodatni moze siegaé 7,5 tys. tacznie z lat 2012-
2014 jest szacunkowo 11,8 tys. pacjentek, ktére moga po-
trzebowac terapii w ramach programu lekowego, gdzie sa
dostepne leki skuteczne w przypadku nowotwordw piersi
z nadekspresja HER2. W roku 2015 w programie lekowym
byto leczonych jedynie 5,1 tys. chorych.

W okresie lipiec 2012 - listopad 2016 do onkolo-
gicznych programéw lekowych zostalo wprowadzonych
25 molekut. Sposréd nich do grupy nowych innowacyj-
nych lekéw zaliczamy 12 molekut.

Pozostatych 13 molekut byto wezesniej dostepnych
dla pacjentéw w ramach chemioterapii niestandardowej
lub w katalogu chemioterapii (bexarotenum, ipilimuma-
bum, lenalidomidum, bendamustinum, pazopanibum,
bevacizumabum, cetuximabum, docetaxelum, erlotini-
bum, gefitynibum, panitumumabum, pemetreksedum, tra-
bectedinum).

X12016 Crizotinibum
X12016 Temsirolimusum

IX 2016 Olaparib

VI 2016 Obinutuzumabum
VIl 2016 Pertuzumabum

VI 2016 Nivolumabum

VIl 2016 Pembrolizumabum
V2016 Brentuximabum vedotinum
VIl 2015 Dabrafenib
X12014 Afatinib

1112014 Axitinibum

1112013 Wemurafenib

Tabela 11 Lista nowych innowacyjnych lekéw
wiaczonych przez Ministerstwo Zdrowia

do programéw lekowych od 2012 roku

do listopada 2016 1.

Zrédbo: Opracowanie whasne

PEX PharmaSequence na bazie obwieszczen

refundacyjnych Ministra Zdrowia
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Badania kliniczne

Role badan klinicznych w procesie tworzenia no-
wego leku nieco szerzej oméwimy w dalszej czesci opra-
cowania, @ w tym miejscu skupimy sie na omdwieniu ich
roli z punktu widzenia pacjenta i jego dostepu do terapii.

Badania kliniczne to proces badawczy z udziatem
pacjentéw lub zdrowych ochotnikéw. Prowadzony jest on
wedlug $ci$le okre$lonego schematu, pod nadzorem fa-
chowych, specjalnie przeszkolonych pracownikéw ochro-
ny zdrowia, nadzorowanych przez osoby petniace funkcje
monitora badania klinicznego. Rygorystyczne przestrze-
gania protokotu badania, w tym monitorowanie stanu
zdrowia pacjenta z wykorzystaniem badan przewidzianych
w jego toku (ktérych zakres z reguly jest znacznie wigkszy
niz w przypadku pacjenta idacego standardowa $ciezka
terapeutyczng) oraz wielostopniowy nadzér nad przebie-
giem badania pozwalajg na zachowanie maksymalnego
bezpieczefstwa pacjentéw biorgcych udziat w badaniu.

Z punktu widzenia pacjenta najwazniejsze sa bada-
nia tzw. Il i lll fazy, gdyz w nich uczestniczg osoby chore.
Nalezy zaznaczy¢, ze uczestnictwo w badaniu klinicznym
nie daje 100% gwarancji, ze pacjent dostanie nowy badany
lek. Aby ocenié rzeczywistg skuteczno$é leku niezbedne jest
prowadzenie badania z wykorzystaniem terapii alternatyw-
nej, stanowigcej punkt odniesienia dla badanego leku. Dla
uproszczenia mozna przyjaé, ze potowa pacjentow w bada-
niu dostaje nowy lek, a potowa pacjentdéw otrzymuije terapie
porownawcza. Poniewaz badania sa prowadzone wedltug
metody ,podwdjnie Slepej préby”, tzn. lekarz nie wie, jaki lek
daje pacjentowi, pacjent nie wie, jaki lek przyjmuje, i nie jest
mozliwe okreslenie, ktory pacjent jest w ktérej grupie — po-
réwnanie dokonywane jest dopiero na poziomie centralne-
go osrodka prowadzacego badanie.

Uczestnictwo w badaniu klinicznym moze dla pacjen-
ta by¢ szansa na poprowadzenie terapii wedtug zupetnie no-
wego schematu terapeutycznego lub mozliwoscia na kolejny
etap leczenia w sytuadji, kiedy opcje terapeutyczne standar-
dowo dostepne w ramach $wiadczer zdrowotnych juz zo-
staly wykorzystane. Czesto jest to jedyna szansa na przedtu-
zenie zycia w przypadku pacjentéw w stanach terminalnych,
ktérym dostepna zarejestrowana terapia lub system refunda-
cyjny nie sa w stanie juz nic zaoferowaé. Tak jak wspomniano
powyzej, badania kliniczne wymagaja monitorowania stanu
zdrowia pacjenta. Z reguly ich zakres daleko wykracza poza
zakres diagnostyki i liczby kontaktow z lekarzem przewidzis-
nych w standardowym podejsciu terapeutycznym. Stad tez
mozna przyjaé ze pacjent uczestniczacy w badaniu klinicz-
nym jest objety wyzszym standardem opieki.

W Polsce okolo 4% pacjentéw z chorobami no-
wotworowymi bierze udzial w badaniach klinicznych (12).

Srednio w badaniu jednego leku bierze udziak
w Polsce okoto 70-80 pacjentéw. W stosunku do ogd-
lu potrzebujacych jest to przystowiowa ,kropla w morzu
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potrzeb”. Jednak z punktu widzenia nakladéw na leczenie,
poniewaz w badaniach klinicznych z reguly stosowane
s3 najnowsze terapie, ich wklad w finansowanie leczenia
chorych jest nieproporcjonalnie duzy. Wedlug szacunkéw
opracowanych dla roku 2014 rzeczywista warto$¢ lecze-
nia finansowanego z budzetu badan klinicznych mogta
siegnaé nawet 600 mlin zlotych, co mogtoby odpowiadaé
okoto 11% catkowitego budzetu NFZ na onkologie (12).

Skorzystanie z mozliwosci leczenia w ramach ba-
dan klinicznych nie jest jednak proste.

Po pierwsze, wiedza o realizowanych w Polsce ba-
daniach, zaréwno wérdd lekarzy, jak i pacjentéw nie jest po-
wszechna. Informacje takie, w ograniczonym zakresie, publiko-
wane sg na powszechnie dostepnych stronach internetowych -
http://www.badaniaklinicznewpolsce.pl/baza-badan-klinicz-
nych/, https://pto.med.pl/badania_kliniczne. W wielu przy-
padkach jednak brakuje w publikowanych informacjach danych
kontaktowych. Uniemozliwia to lekarzom kontakt z o$rodkiem
badawczym w celu potwierdzenia spelniania przez pacjenta
kryteribw whaczenia do programu oraz ustalenia mozliwosci
przekazania pacjenta pod opieke osrodka badawczego. Brak
danych kontaktowych uniemozliwia réwniez pacjentom aktyw-
nie poszukujgcym opciji terapeutycznych nawiazania kontaktu
z takim o$rodkiem we wiasnym zakresie.

Po drugie, nie kazda osoba chcaca skorzystac z badan
klinicznych bedzie mogta by¢ do nich wiaczona. Kandydat do
badania klinicznego musi spetniac kryteria whaczenia oraz nie
moze spetniaé kryteridw wykluczenia. Obie grupy kryteriéw
sa precyzyjnie zdefiniowane dla kazdego badania i — chot
ostateczng decyzje podejmuje lekarz prowadzacy badanie
- to pojawienie sie u pacjenta czynnikéw ograniczajacych
uczestnictwo praktycznie wyklucza jego udzist w badaniu.

Badania kliniczne sa bardzo kosztowne. Stad tez
liczba pacjentéw uczestniczacych w badaniu jest $cisle
okreslona. Po osiggnieciu w rekrutacji do badania okreslo-
nej liczby pacjentdw zostaje wstrzymane kwalifikowanie
nowych uczestnikéw badania, co w praktyce zamyka dro-
ge dla innych pacjentéw.

Czy badania kliniczne powinny by¢ traktowane
joko metoda na leczenie chordb nowotworowych? Ze
wzgledu na ograniczenia liczby pacjentéw nie sa one
w stanie zastapi¢ $wiadczen zdrowotnych finansowanych
ze $rodkdéw publicznych. Ze wzgledu na realizacje badan
pod konkretna potrzebe nie ma gwarancji, ze pacjent
z okreslonym nowotworem znajdzie w kraju badanie, ktére
bedzie obejmowato jego jednostke chorobowa - po pro-
stu takie badanie moze nie by¢ realizowane.

Stad tez badania kliniczne, pomimo iz w niektérych
jednostkach chorobowych moga by¢ praktycznie jedyng
szansg na uzyskanie przez pacjenta dostepu do skutecznej
terapii, to nalezy traktowac je jako ciekawa opcje dla wa-
skiej grupy pacjentdw, lecz nigdy nie nalezy ich rozwazaé
jako istotnego elementu systemu zapewniania dostepu
do leczenia onkologicznego. Z punktu widzenia chorych
dostep taki musi zapewnia¢ publiczny platnik wspélpra-
cujacy z firmami farmaceutycznymi — dostawcami lekéw.

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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Organizacje
pozarzgdowe

Co do zasady, leczenie w ramach $rodkéw publicz-
nych mozliwe jest za pomoca nowych terapii lekowych,
ktére zostaly wlaczone do systemu refundacyjnego. Le-
czenie w ramach badan klinicznych jest mozliwe w sytuacji
prowadzenia badan nad produktem farmaceutycznym, kté-
ry nie zostal jeszcze dopuszczony do stosowania jako lek
dla pacjentéw lub ktéry rozszerza zakres swojej rejestracji
(wskazania) lub kontroli bezpieczenstwa. Pomiedzy tymi
dwiema sytuacjami pozostaje jeszcze grupa przyczyn,
w ktérych nowy lek, ktéry mégiby byé skuteczny w le-
czeniu pacjenta, nie jest dla niego dostepny:

P lek jest dostepny w innych krajach Swiata, moze
mie¢ juz ustalong pozycje w procesie terapeutycz-
nym, co znajduje odzwierciedlenie w zamieszczeniu
w wytycznych dla lekarzy opracowanych dla okre-
Slonych choréb nowotworowych, a nie jest zareje-
strowany w Polsce;

P lek jest zarejestrowany w Polsce, ale nie zosta} ob-
jety refundacja w ramach decyzji Ministra Zdrowia
o refundacji, w zwigzku z czym pacjent, aby sie nim
leczyé, musialby ponie$¢ peten koszt finansowania
terapii (na co z reguly nie moze sobie pozwoli¢);

P lek jest objety refundacja, ale pacjent nie spelnia
kryteriow wlgczenia do programu lekowego, co
uniemozliwia objecie go terapia z zastosowaniem
lekéw ujetych w schematach terapeutycznych pro-
gramu w ramach refundacji.

Czesto w takich sytuacjach jedyna mozliwoscia
uzyskania przez pacjenta terapii lekiem bedacym dla nie-
go byé moze lekiem ,ostatniej szansy” jest pozyskanie fi-
nansowania terapii ze srodkdw prywatnych.

Tak jak wspomniano powyzej, leczenie nowymi
lekami onkologicznymi jest bardzo kosztowne. Z tego tez
powodu $rodki wlasne pacjenta, Srodki mozliwe do pozy-
skania wiréd rodziny, nie sa z reguly wystarczajace na to,
by pokry¢ koszt petnej terapii.

Naprzeciw potrzebom takich pacjentéw od kilku
lat wychodza organizacje pozarzadowe. Wiele fundadiji,
prowadzacych swa dziatalnosé w obszarach zwigzanych
z chorobami onkologicznymi, pozyskuje srodki finanso-
we w mechanizmie 1% podatku dochodowego od oséb
fizycznych (PIT), z organizowanych zbiérek oraz od innych
darczyncdw, a nastepnie przeznacza je na wspieranie fi-
nansowe ferapii pacjentéw pozostajacych pod ich opieka.
Ze wzgledu na dostepne zasoby pomoc taka nie moze byé
jednak powszechna.

Nie sa dostepne analizy przedstawisjace skale
wspdHinansowania terapii pacjentow przez wszystkie or-
ganizacje pozarzadowe w Polsce. Nie ma rowniez szcze-
gobtowych informacji na poziomie narodowym, jakie tera-
pie byly wspdHfinansowane. Stad tez ponizej przytoczymy
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jedynie kilka przykladéw, do ktdrych udato sie dotrzeé
autorom opracowania.

W ramach programu ,Skarbonka”, prowadzonego
przez Fundacje Alivia, od 2010 roku z wnioskiem o wspar-
cie finansowe zgtosito sie tacznie 510 oséb. Tylko w roku
2016 osoby chore otrzymaly od fundacji wsparcie finan-
sowe w wysokosci ponad 3 min PLN. Srodki te zostaly
przeznaczone na zakup lekéw, konsultacje medyczne, dia-
gnostyke, dojazdy do o$rodka leczenia, zakwaterowanie
w poblizu odrodka leczenia, artykuly rehabilitacyjne i arty-
kuty medyczne (13).

Fundacja ,Rak ‘N'Roll — Wygraj Zycie” w 2015
roku pomogta 36 podopiecznym w zebraniu prawie T min
ztotych na walke z choroba nowotworowa. Od poczatku
dziatania fundacji z jej wsparcia skorzystato ponad 100 pa-
cjentow (14).

Fundacja ,Na Ratunek Dzieciom z Choroba No-
wotworowg” finansowata koszty leczenia zagranicznego
matych pacjentéw, m.in. we Wioszech, Niemczech czy
w Wielkiej Brytanii. Fundacja kupowata réwniez leki nie-
zbedne w procesie leczenia pacjentéw, ktére nie byly fi-
nansowane przez NFZ (15).

Fundacja .Wygrajmy Zdrowia" im. prof. Grzegorza
Madeja w 2015 roku na leczenie 11 pacjentéw przekazata
niemal 120 tys. ztotych (16).

W ramach programu ,Pomocy Dzieciom z Choro-
bami Nowotworowymi i ich Rodzinom” Fundacja ..Krwin-
ka” w 2015 roku wspierata finansowo podopiecznych w re-
fundacji zakupu lekéw dla dzieci chorych onkologicznie
i hematologicznie (17).

Tak jak wspomniano powyzej, podobne programy
sa prowadzone jeszcze przez inne organizacje pozarzado-
we dzialajace w obszarze zdrowia. Aktywnosé ta stanowi
wsparcie dla pacjentow pozbawionych mozliwosci finan-
sowania terapii ze $rodkéw publicznych. Jednak liczba pa-
cjentéw, ktdérym organizacje pozarzadowe moga stuzyé
wsparciem w procesie terapeutycznym, jest ograniczona.
W duzym stopniu ograniczenie to wynika z mozliwosci
finansowych organizacji, ktére oparte sa na szczodrosci
darczyncdw. Owa swego rodzaju ,przypadkowosé” finan-
sowania nie daje gwarancji utrzymania wysokosci wsparcia
na stabilnych poziomach, co w istotny sposéb moze réz-
nicowa¢ w poszczegdlnych latach liczbe podopiecznych
bedacych beneficjentami wsparcia udzielonego przez po-
szczegblne organizacje.
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Doptaty pacjentow do lekéw
onkologicznych w aptekach

W zwigzku z leczeniem choroby nowotworowej pa-
cjenci moga stosowal szereg lekdw dostepnych dla nich
w aptekach. Czes¢ lekéw ma bezposredni wplyw na tera-
pie choroby nowotworowej, czedé lekéw niweluje objawy
niepozadane wystepujace podczas stosowania lekdw pod-
stawowych, inne stuzg wzmocnieniu organizmu pacjents,
a jeszcze inne sa stosowane w zwigzku z leczeniem pozo-
statych schorzen pacjenta. W ponizszych analizach ogra-
niczymy sie do grupy lekow zaliczanych do nastepujacych
klas wg klasyfikacji ATC WHO:

P Srodki alkilujace [LOTA.

P Antymetabolity [LOTB].

P Alkaloidy i inne zwiazki naturalne [LOTC].

P Antybiotyki cytostatyczne [LOTD].

P Inne leki p/nowotworowe [LOTX].

P Hormony i pochodne [LO2A.

P Antagonisci hormondw i pochodne [LO2B].

Dostepne w aptece leki z powyzszych grup sa
w zdecydowanej czesci objete refundacja i w zwiazku z tym

Lek bezptatny:

Cena detaliczna leku
nabywanego przez
pacjenta

| I

2 I

Lekw ydawany z odptatnoscia ryczattowa:

Ustalony limit finansowania
dla danego opakowania leku

Cena leku nabywanego
przez pacjenta

Ustalony limitfinansowania
dla danego opakowania leku

Réznica miedzy ceng leku, a limitem
inansowania

sa dostepne dla pacjenta za czeiciowa odplatnoscia. Giow-
nymi dominujacymi kategoriami odptatnosci sa: ,bezplat-
ny” i ryczalt’, czyli domyslnie lek dla pacjent jest dostep-
ny bezplatnie lub za odplatnoscia ryczattowa wynoszaca
3,20 PLN. Specyfika dziatsjacego w Polsce systemu refun-
dacyjnego powoduje, ze nie zawsze ,bezplatny” oznacza
brak zaplaty, a .ryczaht” - koszt w wysokosci 3,20 PLN.

Domyslna kategoria odplatno$ci obowiazuje do wy-
sokosci limitu finansowania wyznaczonego dla danej terapii
przez Ministra Zdrowia, zgodnie z algorytmami ustalonymi
w ustawie refundacyjnej. Pacjent kupujacy lek z kategoria
.bezplatny”, ktérego cena jest réwna lub nizsza limitowi fi-
nansowania otrzyma lek za darmo. Pacjent, ktéry bedzie
kupowat lek o cenie wyzszej niz przypisany do danej terapii
limit finansowania, bedzie musiat ze rodkéw wilasnych po-
kry¢ réznice miedzy cena leky, a limitem finansowania.

Sytuacja komplikuje sie w przypadku lekéw dostepnych
dla pacjenta z odplatnoscia ryczattowa. Przy wyznaczaniu od-

Odptatnosé pacjenta

Wykres 23 Zasady wyznaczania odptatnosci
pacjenta za lek refundowany z kategorig
odptatnosci ,bezplatne”

Zrédho: Opracowanie whasne

PEX PharmaSequence.

Odplatnosé pacjenta

3,20 PLN

1

30DDD 30DDD
Réznica migdzy ceng leku, a limitem
finansowania Wykres 24 Zasady wyznaczania odptatnosci

6,40 PLN pacjenta za lek refundowany z kategorig

2 odptatnosci ,ryczatt”

Zrédho: Opracowanie whasne
60 DDD 60 DDD PEX PharmaSequence.
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Wykres 25 Ewolucja odplatnosci pacjenta
0 2012 ‘ 2013 5014 2015 2016 0.0 i wolumenu za leki z z wybranych klas terapeu-

mmm Odplatnosé pacjenta w aptece

platnosci pacjenta brana jest wowczas pod uwage dodatkowo
liczba dni terapii, na ktére wystarczyloby dane opakowanie
leku przy stosowaniu co dzien standardowej dawki dziennej
leku okreslonej przez WHO (DDD), a optata ryczattowa rosnie
proporcjonalnie do relacji liczby dni terapii w danym opakowa-
niu, do 30 dni przyjetych w algorytmie jej kalkulaciji.

Jak wida¢ z powyzszych schematéw, istotnym ele-
mentem wplywajacym na odplatno$é pacjenta jest poziom
limitu finansowania. O mechanizmach majacych wplyw na
jego wysoko$é powiemy nieco szerzej w dalszej czedci,
niemniej musimy tu wspomnied, ze w wyniku ich dziatania
limit moze ulega¢ skokowym obnizkom, czego rezultatem
beda wzrosty odplatnosci pacjenta za stosowany lek, przy
czym cena detaliczna leku stosowanego przez chorego
moze pozostawaé bez zmiany.

ABIRATERONUM 6
BEVACIZUMAB 95
BORTEZOMIB m
CRIZOTINIBUM 8
DASATINIB 30
ENZALUTAMID 24
EVEROLIMUS 12
IMATINIBUM 53
IPILIMUMABUM 4
LAPATINIB n
NILOTINIB 37
NIVOLUMAB 69
OLAPARIB 1
PANITUMUMAB 7
PAZOPANIBUM 39
HYDROCHLORIDUM

PERTUZUMAB 2
REGORAFENIBUM 14
RUXOLITINIB 3
SORAFENIB 28
SUNITINIB 18
TRASTUZUMABUM 62
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Zrédlo: Dane sell-out PEX PharmaSequence.

Powyzsze reguly wplywaja na koszty terapii pono-
szone co roku w aptekach przez pacjentéw na kupowa-
nie lekéw z analizowanych klas ATC. Do$¢ niepokojacym
zjawiskiem jest wzrost odplatnosci pacjentéw w latach
2014-2016 przy relatywnie stalym wolumenie sprzedazy
(liczbie sprzedawanych opakowan lekéw).

Czesciowo obserwowany wzrost wynika z realizacji
w aptekach otwartych recept zastrzezonych na nowe leki
przeciwnowotworowe, ktére to leki standardowo sg stoso-
wane w ramach lecznictwa zamknietego. Przy ich zniko-
mym wolumenie pacjenci, placac petna cene leku, wydali
w roku 2016 niemal 3,4 min ztotych.

Sprzedaz pacjentom innowacyjnych lekéw
onkologicznych w aptekach w 2016 roku
Zrodho: Dane sell-out (sprzedaz pacjentom

w aptekach otwartych) PEX PharmaSequence.

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce






48

Procesy zwigzane

z udostepnieniem leku

pacjenfom

Obecnie niezwykle rzadko nowy lek jest dzietem
przypadku. Zdecydowana wiekszos¢ farmaceutykdéw po-
wstaje w wyniku zmudnych prac realizowanych przez rze-
sze naukowcdw w ramach programéw badawczych, kté-
rych celem jest dostarczenie lekarzom $rodkéw do walki
z wybrana choroba. Programy te moga by¢ realizowane
zarbwno w laboratoriach wielkich firm farmaceutycznych,
laboratoriach dziatajacych na pafstwowych uczelniach,
jak i w pracowniach niewielkich podmiotow, w ktérych
grupa pasjonatéw mierzy sie z wyzwaniem badawczym.
Coraz czeiciej dzialania te sa realizowane w ramach réz-
nych form partnerstwa publiczno-prawnego (np. Innova-
tive Medicines Initiative (18)), tak aby w najlepszy sposéb
wykorzysta¢ wszelkie mozliwe zasoby i najszybciej, jak
to mozliwe, opracowad skuteczny lek.

Pomiedzy wymysleniem substancji chemicznej (lub
biologicznej), ktéra w przysztosci moze staé sie lekiem, a jej
wprowadzeniem do standarddw terapii, czy tez zestawdw
lekdow wspétfinansowanych przez panstwo, $rednio mija
okoto 12 lat, a koszty zwiazane z pracami wynosza okoto
1mld € (19). W tym czasie badana substancja przechodzi
przez szereg etapdw (20), na ktére zasadniczo sktadaja sie:
P badania podstawowe;

P badania przedkliniczne;

P badania kliniczne (faza |, 11, Ill);

P proces dopuszczenia produktu do stosowania u ludzi
(rejestracja leku);

P badania kliniczne (faza IV);

P proces objecia leku refundacja.

Ze wzgledu na charakter niniejszego opracowania
nie bedziemy szczegdtowo opisywal poczatkowych eta-
pow procesu, lecz nie sposdb jest nie wspomnieé o nich
w kilku stowach.
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Badania podstawowe

Na tym etapie prac jest izolowany (lub projektowa-
ny) zwigzek chemiczny lub substancja biologiczna, ktére
w zatozeniu maja by¢ skutecznym narzedziem w walce
z wybrana jednostka chorobowa.

Badania przedkliniczne

W trakcie badan przedklinicznych w warunkach
laboratoryjnych przeprowadzane sa testy, ktérych celem
jest potwierdzenie, czy dana substancja charakteryzuje
sie mechanizmami dziatania, ktére wywieraja pozadany
efekt terapeutyczny. Konieczne tez jest potwierdzenie
jej whasciwosci fizyko-chemicznych oraz zbadanie tok-
sycznosci. Na tym etapie nalezy zminimalizowaé ryzy-
ko przepuszczenia do dalszych badan substancji, ktéra
moglaby by¢ szkodliwa dla cztowieka. Ze wzgledu na
konieczno$é prowadzenia badan w warunkach jak naj-
bardziej zblizonych do wystepujacych w ludzkim ciele
prace sa prowadzone na liniach komérkowych in vitro
oraz na zwierzetach.

Z okolo 8 tys. substancji bedacych kandydatami na
leki, jedynie okoto 5 substancji kofczy badania przedkli-
niczne z pozytywnym wynikiem (19).

Badania kliniczne (21)

Badania kliniczne sa jednym z kluczowych elemen-
tobw procesu rozwijania substancji bedacej kandydatem
na lek i procesu podejmowania decyzji o udostepnieniu
jej pacjentom - juz jako lek — w okre$lonym wskazaniu.
Gtéwnym celem przeprowadzania badan klinicznych jest
potwierdzenie, ze lek trafiajacy do lekarzy i pacjentéw jest
bezpieczny i skuteczny (12).

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



Zasadniczo wyrdznia sie cztery fazy badan kli-
nicznych. W poszczegdlnych fazach w badaniach bierze
udziat rézna liczba uczestnikdw:

P badania | fazy: 50-100 zdrowych ochotnikdw;

P badania Il fazy: 300-600 pacjentéw charakteryzuja-
cych sie wystepowaniem okreslonych jednostek choro-
bowych lub dolegliwosci;

P badania Il fazy: od okoto 1000 pacjentéw do nawet kil-
kunastu tysiecy pacjentow;

P badania IV fazy: badania prowadzone juz po dopusz-
czeniu leku do stosowania.

Celem badan | fazy jest zbadanie bezpieczenstwa
badanej substancji oraz okreslenie dla niej dawkowania.
Z reguly w pracach bierze udziat kilkudziesieciu zdrowych
ochotnikdw. W przypadku badan nad preparatami stuzacy-
mi do leczenia choréb nowotworowych sa przypadki, gdy
| faze badan taczy sie z faza I, aby nie narazaé zdrowych
ochotnikdw na kontakt z silnie toksycznymi zwiazkami.

Badania Il fazy majg na celu udowodnienie dzia-
lania substancji u okreslonej grupy chorych oraz potwier-
dzenie jej bezpieczenstwa. Na tym etapie badan dochodzi
do poréwnywania dziatania nowego leku oraz placebo lub
nowego leku i leku stosowanego dotychczas w leczeniu
danej choroby. Aby wyniki byly catkowicie obiektywne
wykorzystywana jest z reguly metoda ,podwéijnie $lepej
préby”, o czym wspomniano juz wcze$niej. Warto row-
niez wspomnied, ze do badan klinicznych Il fazy zaliczamy
réwniez tzw. ,jednoramienne” badania kliniczne, w ktérych
brak jest proby kontrolnej i wszyscy pacjenci leczeni sa ta
sama substancja. Jedli w fazie Il zostanie wykazane, ze ko-
rzysci ze stosowania substancji istotnie przewyzszaja ryzy-
ka wynikajace z jej podania, wowczas mozna ona przejsé
do Il fazy badan klinicznych.

Il faza badan klinicznych ma na celu ostateczne
potwierdzenie dziatania substancji w okreslonym wskaza-
niu klinicznym. W badaniach biora udziat grupy od kilku do
kilkunastu tysiecy chorych, znajdujacych sie w odrodkach
rozsianych po calym $wiecie. Dlatego tez przeprowadze-
nie tej fazy badan klinicznych jest czasochtonne (nawet
kilka lat) i zwiazane z koniecznoscia poniesienia istotnych
naktadéw finansowych. Podobnie jsk w fazie Il, stosowane
s3 tutaj z reguly metody , podwdijnej $lepej proby” oraz lo-
sowego doboru pacjentdow do grupy przyjmujacej lek oraz
do grupy przyjmujacej preparat kontrolny.

Przy okazji omawiania badan klinicznych trzeba
wspomnieé rowniez o badaniach IV fazy, ktore nastepuja
juz po dopuszczeniu leku do obrotu. Ich celem jest dalsze
monitorowanie dziatania leku, jego bezpieczenstwa oraz
ocena ewentualnych dziatan niepozadanych niezidentyfi-
kowanych we wczesniejszych badaniach.

Rejestracja leku

Material badawczy zgromadzony na dotychcza-
sowych etapach postepowania tworzy dokumentacje le-
kéw, ktdra przedkiadana jest urzedom odpowiedzialnym
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za dopuszczenie substancji do stosowania. Na poziomie
europejskim wniosek o dopuszczenie do obrotu jest roz-
patrywany przez Europejska Agencje Lekéw (EMA), a po-
zwolenie na dopuszczenie do obrotu wydaje Komisja Eu-
ropejska. W Polsce obie te czynnosci sa przeprowadzane
przez Urzad Rejestracji Produktéw Leczniczych, Wyrobéw
Medycznych i Srodkéw Biobéjczych. Substancja zaakcep-
towana przez odpowiedni urzad staje sie lekiem i moze
by¢ stosowana u ludzi w ramach leczenia jednostek cho-
robowych i grup pacjentéw wskazanych w dokumentacji
rejestrowej (rejestracyijnej).

Z punktu widzenia pacjenta informacja o rejestra-
cji nowego leku w jednostce chorobowej, ktéra go do-
tyka, jest dobra informacjg, aczkolwiek rado$é¢ pacjenta
moze by¢ tylko potowiczna. Z reguly nowe terapie sg zbyt
drogie, aby pacjent mdgt poniesé koszt ich finansowania
ze $rodkéw wiasnych. O dostepnosci leku dla pacjenta
decydowal wiec bedzie objecie leku doplatami przez
ptatnika za $wiadczenia zdrowotne — w Polsce co do za-
sady bedzie sie to wiazaé z wprowadzeniem leku do sys-
temu refundacyjnego.
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Zrodho: Opracowanie wiasne.
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Objecie leku refundacja

O ile procedury zwiazane z rejestracjg nowej tera-
pii moga by¢ realizowane na poziomie Unii Europejskiej
i, po podjeciu odpowiednich krokdw administracyjnych, lek
moze by¢ niejako automatycznie udostepniany pacjentom
w poszczegdlnych krajach cztonkowskich, o tyle procedury
zwiazane z ustaleniem dla leku doptat ze $rodkéw publicz-
nych pozostaja w gestii poszczegdlnych krajow.

Objecie nowego leku refundacja jest w wielu przy-
padkach jednoznaczne z umozliwieniem pacjentom do-
stepu do nowej terapii. Nowe leki sa po prostu zbyt drogie,
aby pacjenci mogli je sobie sami kupié¢, albo aby szpital
mogt uwzglednié terapie takim lekiem w ramach stawek
kontraktowych dla realizowanych dotychczas $wiadczen.
W Polsce decyzje o objeciu refundacja nowych terapii
sa podejmowane pdzniej w poréwnaniu z innymi krajami
europejskimi. Z tego powodu procesom refundacyjnym
poswiecimy nieco wiecej uwagi.

Od 1 stycznia 2012 roku w Polsce weszly w zycie
zapisy ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw,
srodkdéw spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywie-
niowego oraz wyrobéw medycznych (22). Ustawa ta defi-
niuje etapy postepowania o objecie produktu refundacja
oraz role poszczegdlnych podmiotéw w tym procesie.

Na ponizszym wykresie przedstawiono gtéwne eta-
py procesu ubiegania sie o refundacje dla nowego leku.

Ad1-2.
Podmiot odpowiedzialny » Minister
Zdrowia: zlozenie wniosku o refundacje

Inicjatywa procesu obejmowania leku refundacja
znajduje sie w rekach podmiotu bedacego wiascicielem
praw do leku w Polsce lub posiadajacego stosowne upo-
waznienie od wiasciciela takich praw. Firma farmaceu-
tyczna, po przygotowaniu wymaganych dokumentéw,
ztozeniu stosownego wniosku oraz wniesieniu wymaga-
nych przez prawo oplat, rozpoczyna starania o objecie
leku programem doptat ze $rodkdédw publicznych. Jest
wiele deklarowanych przyczyn, dla ktérych firma far-
maceutyczna moze w Polsce zwlekaé z rozpoczeciem
starafn o objecie refundacja swojego nowego produktu.
Do najwazniejszych mozna zaliczyé przyczyny natury
cenowej, ryzyko wystapienia eksportu réwnolegtego
oraz nieoplacalno$¢ inicjowania procesu ze wzgledu na
niewielka populacje pacjentdw, u ktérej dany lek mégtby
by¢ stosowany.

Jakiekolwiek by za tym staly powody, to zjawiska
zwiazane z odwlekaniem wprowadzenia produktu na ry-
nek, lub zwlekanie z wystapieniem o objecie go refunda-
cja, nie sa korzystne z punktu widzenia pacjenta. Ustawa
refundacyjna zawiera jednak mechanizmy umozliwiajace
skuteczne zaadresowanie przynajmniej niektérych z nich
- porozumienia dzielenia ryzyka (23). Jest to mechanizm
pierwotnie przewidziany do innych celdéw, niemniej jego
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zastosowanie umozliwia utrzymanie wysokiej ceny urze-
dowej, przy jednoczesnym istotnym obnizeniu ceny efek-
tywnie ptaconej przez platnika.

Specyficznym przypadkiem, wspomnianym juz wy-
zej, sa leki stosowane w chorobach rzadkich, ultrarzadkich
i niektérych schorzeniach onkologicznych. Niejednokrot-
nie sa to terapie bardzo drogie i nie sa one w stanie spetni¢
kryteriéw efektywnosci kosztowe] ustalonych przez usta-
we refundacyjna, czyli przekraczaja .prog optacalnosci”.

Prog optacalnosci kosztowej to wynik kalkulacji,
ktéry wskazuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazo-
nej w PKB) maksymalny koszt nowej terapii, ktéry ma wia-
za¢ sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego
(1 LYG - uzyskanie dodatkowego roku zycia, lub 1T QALY
- uzyskanie dodatkowego roku zycia skorygowanego
0 jego jako$¢) w poréwnaniu z terapiami juz dostepnymi,
nie powinien przekraczaé trzykrotnosci PKB (produktu
krajowego brutto) w przeliczeniu na jednego mieszkan-
ca. Oszacowany na rok 2016 prég optacalnosci wynosit
125 995 zk (3 x 41 985 zl) (24). Nalezy tu zaznaczy¢, ze
wskaznik kosztoéw-efektéw zdrowotnych nie szacuje i nie
wyznacza wartosci zycia, a pozwala jedynie ocenic i na
tej podstawie dokonaé wyboru terapii zwiazanej z poten-
cjalnie najlepszym wykorzystaniem aktualnie dostepnych
srodkdw finansowych (24).

Wracajac do procesu rozpatrywania wniosku o re-
fundacje, nalezy réwniez wspomnieé, iz na pierwszym eta-
pie odbywa sie kontrola, czy wniosek spetnia wymagania
formalne, a stwierdzone braki moga by¢ przyczyna zatrzy-
mania na tym etapie catego procesu.

Ad 2-3.

Minister Zdrowia p Agencja Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikaciji:
rekomendacja Prezesa Agencji co

do objecia leku refundacja

Minister Zdrowia niezwlocznie przekazuje komplet
dokumentéw wraz ze zlozonym wnioskiem do Agenciji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT),
ktérej Prezes w ciagu 60 dni powinien przedstawié reko-
mendacje co do objecia nowego leku refundacja.

Agencja przeprowadza analize weryfikacyjna,

w trakcie ktérej:

P ocenia analizy zataczone do ztozonego wniosky;

P przedstawia rekomendacje z innych pafstw zwiazane
z refundacja analizowanego leku, przeprowadza anali-
ze uzasadnien oraz szczegdtowych warunkéw objecia
refundacjg;

P wyznacza warto$¢ progowa ceny leku, przy ktdrej
spelniony jest warunek ,progu optacalnosci’, o ktdérym
wspomniano wczesnie;j.

Na podstawie wynikéw przeprowadzonych analiz

dzialajaca przy AOTMIT Rada Przejrzystosci wydaje opinie
co do refundacji leku. Ta za$, wraz z analiza weryfikacyjng,
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stanowi podstawe do wydania rekomendacji przez Prezesa
Agencji. Wieloetapowo$é procesu ma zapewni¢ wydanie
obiektywnej, niezaleznej opinii o leku, bioracej pod uwage
wylacznie merytoryczne kryteria.

Omawiajac role Agencji i jej rekomendacji w proce-
sie refundacyjnym nalezy zaznaczy¢, ze nie maja one dla
Ministra Zdrowia charakteru wiazgcego. Podejicie takie wy-
daje sie zasadne, gdyz na kolejnych etapach postepowania
moga zaj5¢ zmiany (np. w trakcie rozméw z Komisja Ekono-
miczna firma farmaceutyczna moze podjaé decyzje o sko-
rygowaniu ceny leku), ktére gdyby byly znane na etapie
prowadzenia prac przez Agencje, to moglyby mieé istotny
wplyw na wydanie odmiennej rekomendacji.

Nalezy réwniez zaznaczyé, iz przebieg procesu
oceny wniosku refundacyjnego w Agencji Oceny Tech-
nologii Medycznych i Taryfikacji jest jedynym elementem
calego procesu rozpatrywania wniosku refundacyjnego,
z ktérego szczegdtami kazdy zainteresowany moze sie za-
poznaé przegladajac Biuletyn Informacji Publicznej Agen-
cji. Zamieszczone sa tam zardéwno daty wplyniecia zlecen
Ministra Zdrowia na wykonanie oceny leku w zwigzku ze
zlozeniem wniosku o refundacje, dotaczona jest dokumen-
tacja (z wylaczeniem informacji stanowigcych tajemnice
przedsiebiorstwa wnioskujacego), analiza weryfikacyjna
przeprowadzona przez Agencje, jak réwniez rekomendacje
przygotowane przez Rade Przejrzystosci i Prezesa Agendiji.

Ad 4.
Komisja Ekonomiczna: negocjacje
z podmiotem odpowiedzialnym

Rekomendacja Prezesa AOTMIT, wraz z catg doku-
mentacjg, wraca do Ministerstwa Zdrowia i trafia do Komi-
sji Ekonomiczne;j.

Komisja Ekonomiczna jest organem dzialsjacym
przy Ministrze Zdrowia, do ktérej zadan nalezy prowadze-
nie negocjacji z wnioskodawca w zakresie:

P ustalenia urzedowej ceny zbytu — czyli ceny w jakiej
firma farmaceutyczna moze sprzedawaé produkt w Pol-
sce, jesli zostanie on objety refundacjs;

P poziomu odplatnosci - co jest jednym z czynnikdw de-
cydujacych o tym, ile za lek w aptece bedzie musial za-
placié pacjent;

P wskazan, kiedy lek ma by¢ refundowany - czyli, w jakich
jednostkach chorobowych pacjent bedzie mogt otrzy-
ma¢ lek z refundacja (w leczeniu choréb, ktére nie zo-
stang wskazane jako objete refundacja, pacjent bedzie
musiat zaplacié¢ petna cene leku);

P ustalenia instrumentéw dzielenia ryzyka — czyli uzycia
narzedzi opisanych w ustawie refundacyjnej do zabezpie-
czenia platnika za leki — Narodowego Funduszu Zdrowia
- przed ponoszeniem zbyt duzych kosztéw doplat do le-
kéw (jak wezesniej wspomniano, mechanizmy te daja réw-
niez mozliwo$¢ utrzymania wysokiej ceny urzedowej leku
przy jednoczesnym obnizeniu ceny efektywnej, co daje
firmie farmaceutycznej mozliwo$é ukrycie efektywnej
ceny przed regulatorami na innych rynkach europejskich).

Raport
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Negocjacje prowadzone przez Komisje Ekonomicz-
na sa trudne i odpowiedzialne. Z jednej strony, Komisja jest
swego rodzaju straznikiem pieniedzy publicznych przezna-
czonych na zdrowie i musi dba¢ o to, by jak najlepiej byly
one spozytkowane (jedli naklady ponoszone na refundacje
danego leku beda duze, to potencjalnie moze to negatyw-
nie wptywa¢ na budzet NFZ i skutkowaé brakiem funduszy
na inne $wiadczenia zdrowotne), z drugiej za$ strony, musi
bra¢ pod uwage interes polskiego pacjenta - jesli oczeki-
wania Komisji bedg niemozliwe do spetnienia przez firme
farmaceutyczng, wowczas ta wycofa sie z negocjacji, a jej
lek nie bedzie dostepny dla pacjentdw, ktérzy mogliby od-
nie$¢ korzys¢ z jego stosowania.

Wspomniane powyzej réwnowazenie interesow
ptatnika (NFZ), pacjentéw i firm farmaceutycznych jest
w procesie jednym z kluczowych elementéw decydujs-
cych o dostepie polskich pacjentéw do terapii. Jesli w trak-
cie negocjacji przewazaja interesy platnika, a w dyskus;ji
argumenty finansowe istotnie przewazaja nad meryto-
rycznymi korzysciami, jakie pacjenci moga odnie$é ze
stosowania leku, wowczas trudno jest uzyskaé konsensus
bedacy korzystnym rozwiazaniem dla obu stron negocjaciji
i dla pacjentow.

Z tego tez powodu z uznaniem nalezy przyjmowaé
wszelkie kroki stuzace zwiekszaniu transparentnosci pro-
cesu negocjacji prowadzonych w ramach Komisji Ekono-
micznej. Za takie nalezy uznaé zmiany wynikajace z wpro-
wadzenia przez Ministra Zdrowia w dniu 28 stycznia 2016
roku (30) zarzadzenia zmienisjacego zasady pracy Komisji,
wsréd ktérych znalazly sie miedzy innymi:

P konieczno$é opracowywania strategii negocjacyjnej
przed rozpoczeciem negocjacji oraz zobowiazanie ze-
spotéw negocjacyjnych Komisji do jej realizacj;

P obowiazek uzasadniania uchwat podejmowanych przez
Komisje, czego wczesniej nie byto, a wielokrotnie wnio-
skowaly to firmy farmaceutyczne.

Ad 5.
Minister Zdrowia: wydanie
decyzji refundacyjnej

Po zakonczeniu negocjacji Komisja Ekonomiczna
przedstawia ich wynik Ministrowi Zdrowia. To Minister po-
dejmuje ostateczna decyzje o objeciu produktu refunda-
cja. Potwierdzeniem pozytywnego zakonczenia procesu
rozpatrywania wniosku o refundacje jest wydanie przez
Ministra Zdrowia decyzji refundacyjnej podmiotowi odpo-
wiedzialnemu.

Decyzja refundacyjna, zgodnie z art. 11 ustawy re-
fundacyjnej, zawiera:

P kategorie dostepnosci refundacyjnej, a w przypadku le-
kéw, ktére beda dostepne w ramach programéw leko-
wych — opis programu;

P poziom odplatnosci pacjenta za lek;

P urzedowa cene zbyty;

P termin wejicia w zycie decyzji refundacyjnej oraz okres
jej obowiazywania;
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P jesli zostaly okreslone, to opis ustalonych instrumentow
dzielenia ryzyka;
P okreslenie grupy limitowej.

Niektére z elementéw wchodzacych w skiad de-
cyzji okazaly sie z punktu widzenia pacjentéw i platnika
mato praktyczne. Przykladem takiego elementu jest opis
programu lekowego zamieszczany w decyzji. Aby mozna
byto wprowadzi¢ do programu lekowego nowy lek, w ak-
tualnie obowigzujgcym stanie prawnym konieczne jest
wprowadzenie modyfikacji w decyzjach wydanych dla
wszystkich lekéw, ktére dotychczas w programie sie znaj-
dowaly. Podmioty posiadajgce wydane decyzje moga sie
na to zgodzi¢, ale nie musza. Brak zgody uniemozliwia bo-
wiem dokonanie modyfikacji w zapisach programu, przez
co nowy lek nie moze by¢é w nim stosowany.

Ad 6.
Minister Zdrowia: publikacja
obwieszczenia

Wydanie decyzji refundacyjnej nie oznacza jesz-
cze, ze lek moze by¢ refundowany. Decyzjs musi zostaé
podana do informacji publicznej. Dzieje sie to w formie
publikacji nowo wydanych i juz obowigzujacych decyzji
refundacyjnych w obwieszczeniach publikowanych przez
Ministra Zdrowia. Od stycznia 2012 roku obwieszczenia
pojawiaja sie regularnie co 2 miesigce. Owa regularno$é
i czestotliwo$¢ publikacji obwieszczen jest warta odnoto-
wania z dwdch powoddw:

P przed wejsciem w zycie Ustawy Refundacyjnej Minister
Zdrowia byt zobowiazany do publikacji list refundacyj-
nych co kwartat, a pomimo to zdarzaly sie lata, w kté-
rych jedynie jedna lista refundacyjna byta ogtaszana;

P publikacja obwieszczen co dwa miesigce daje pacjen-
tom pewnosé, ze nowy lek, dla ktérego zostata wydana
decyzja refundacyjna, w mozliwie krétkim czasie bedzie
dla nich dostepny. Przy obecnym trybie wydawania ob-
wieszczen lek, ktéry dostal pozytywna decyzje refun-
dacyjna w styczniu biezacego roku, moze sie pojawié
w obwieszczeniu, a tym samym moze byé refundowany
juz od marca. Jesli obwieszczenia beda publikowane
rzadziej, to wydluzy sie czas miedzy decyzja a obwiesz-
czeniem, co dla pacjenta bedzie oznaczaé koniecz-
no$¢ dhuzszego wyczekiwania na lek (trzeba tez zrobi¢
tu zastrzezenie, ze pojawienie sie w obwieszczeniu nie
zawsze jest rowne dostepnosci leku dla pacjents, ale
o tym w dalszej czesci).

Obwieszczenie obowiazuje od ogloszonej daty
wejicia w zycie do pojawienia sie nowego obwieszczenia.
Dla lekéw nabywanych w aptekach przedstawione w ob-
wieszczeniu ceny i marze dystrybucyjne lekow sa ,sztyw-
ne”. Oznacza to ze w kazdej aptece w Polsce, w okresie
obowiazywania danego obwieszczenia refundacyjnego,
pacjent za ten sam lek refundowany zaptaci dokladnie taka
sama cene. W przypadku lekéw, ktére sa stosowane w szpi-
talach (leki uzywane w chemioterapii oraz leki stosowane
w programach lekowych), w odréznieniu od zasad przyje-
tych dla aptek, ceny i marze dystrybucyjne przedstawione
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w obwieszczeniach majg charakter maksymalny (to znaczy,
ze szpital nie moze kupi¢ leku drozej niz w cenie podanej
w obwieszczeniu, ale w wyniku prowadzonych postepowan
przetargowych moze naby¢ je taniej).

Pacjenci, szczegdlnie ci dotknieci chorobami no-
wotworowymi, w 2016 roku kilkakrotnie byli zaskakiwani
istotnymi zmianami odplatnosci za niezbedne leki naby-
wane w aptekach. Przyczyny takiej sytuacji wynikaty nie
z podwyzek cen lekdw, do ktdrych pacjenci musieli dopta-
ci¢ wiecej po zmianie obwieszczenia, ale z obnizenia cen
lekéw innych producentéw, co zgodnie z mechanizmami
ustawy wplyneto na poziom limitu finansowania, czy-
li kwoty, do jakiej ptatnik publiczny (NFZ) doptaca czesé
kosztéw leku.

W ustawie zdefiniowanych jest kilka mechanizméw,
ktére w potgczeniu ze zmianami cen lekow sa przyczyna
istotnych zmian w odpfatnosci pacjenta. Do najwazniej-
szych z nich nalezy zaliczyé:

P mozliwo$é tworzenia przez Ministra Zdrowia grup limi-
towych skladsjacych sie z lekow zawiersjacych rézne
substancje aktywne (molekuty). W ramach grup limito-
wych, za pomoca wzordw okreslonych w ustawie, wyli-
czany jest limit finansowania, czyli kwota doptaty pono-
szonej przez NFZ; jesli w grupie limitowej znajduja sie
starsze leki, z niska ceng, a ich udziat w rynku jest odpo-
wiednio duzy, tak aby to one wyznaczaly limit finanso-
wania, to jesli do tej samej grupy dotaczymy nowe leki,
z requly drozsze, to wyznaczony poziom doptat NFZ do
tych lekéw bedzie niski, przez co pacjent bedzie musiat
wiecej do nich doplacié;

P udziat marzy aptecznej w kwocie stanowiacej limit fi-
nansowania dla danego leku moze by¢ inny niz udziat
marzy aptecznej w cenie detalicznej tego leku. Zmiany
odplatnosci pacjenta za lek powodowane przez powyz-
sze zjawisko sa szczegdlnie widoczne w sytuacji grup
limitowych opartych na jednej molekule. Dla uproszcze-
nia przyjmijmy, ze w omawianym przyktadzie w grupie
limitowej jest jedynie kilka opakowan jednego leku, a po-
szczegdblne opakowania rdznia sie miedzy soba istotnie
liczba zdefiniowanych dawek dziennych (DDD, czyli
wystandaryzowana ilo$¢ substancji czynnej w jednym
opakowaniu leku). Jesli ceny producenta za poszczegdl-
ne opakowania s3 proporcjonalne do DDD i niezmienne,
ale w kolejnych miesigcach zmienisie liczba sprzedanych
poszczegdlnych opakowan leku — co wplynie na zmiane
opakowania leku, na podstawie czego wyliczany jest li-
mit finansowania - to dla pacjenta zmieni sie doplata za
lek. Jesli opakowanie bedace podstawa limitu zmieni sie
z malego na duze, to pacjenci do wszystkich lekéw do-
ptaca wiecej, a jesli zmiana bedzie z duzego opakowania
na mate, to wowczas pacjenci za lek zaptaca mniej;

P stosowanie zasady ,pierwszego odpowiednika”. Inten-
cja ustawodawcy bylo wprowadzenie mechanizmu,
w ktérym wejscie do refundacji drugiego leku opartego
na tej samej molekule (czyli pierwszego odpowiednika
leku znajdujacego sie w refundacji) bedzie skutkowad
automatycznym obnizaniem ceny. Stad wprowadzono
zasade, ze pierwszy odpowiednik (nie tylko w kombina-
cji Jlek - lek”, ale réwniez w kombinacji ,lek we wskaza-
niu”) ma mieé cene nizsza od leku wezesniej obecnego
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na liscie o 25%. Dodatkowo jeszcze lek ten automatycz-
nie staje sie podstawa limitu oraz w przysztosci, jesli ten
lek obnizy cene, to limit finansowania bedzie podazat
za tg zmiana. Zasada ta jest bardzo efektywna i, patrzac
z perspektywy finanséw publicznych, nalezy uznac ja za
jak najbardziej zasadna. Problemem z punktu widzenia
pacjentéw jest to, ze pozostate firmy, ktére posiadaja
leki w grupie limitowej, nie sa w stanie przewidzieé, kie-
dy pojawi sie taki ,pierwszy odpowiednik” i jaka bedzie
mial cene. Stad nie sa w stanie dostosowaé z wyprze-
dzeniem cen swoich produktéw do zmieniajgcego sie
limitu finansowania, co skutkuje z reguly duzymi i sko-
kowymi zmianami dopfat pacjenta. Poniewaz firmy nie
moga w trakcie obowiazywania obwieszczenia sprze-
dawaé leku po cenach innych, niz te opublikowane
w obwieszczeniu, to przez 2 miesigce pacjenci muszg
ponosi¢ zwiekszone koszty doptat do wszystkich lekéw
znajdujacych sie w grupie limitowej (co wazne - do kaz-
dego leku, réwniez do tych opartych na innej substancji
czynnej);

P matematyczny algorytm wyliczania limitu finansowania,
w ktérym parametry brane pod uwage nie sa dostepne
publicznie, co uniemozliwia firmom wykonanie symu-
lacji i podjecie decyzji o ewentualnych ,wyprzedzaja-
cych” dostosowaniach cen.

Algorytm prowadzacy do ustalenia limitu finanso-
wania opiera sie na dwdch parametrach:

P liczbie opakowan leku zrefundowanych przez NFZ na
3 miesigce przed miesiacem, dla ktdrego sa wyliczane
limity finansowania;

P cenach poszczegdlnych produktow.

Problemem jest to, ze:

P dane o liczbie zrefundowanych lekéw sg publikowane
przez NFZ w sposéb kumulatywny (od poczatku roku do
korica danego miesiaca), w zwiazku z czym wolumeny
w poszczegdlnych miesigcach mozna wyliczy¢ jedynie
w sposdb przyblizony;

P kalkulacji limitu sa brane pod uwage ceny lekéw, kté-
re nie zafunkcjonowaly w przestrzeni publicznej (czyli
zgloszone propozycje zmian ceny w stosunku do obo-
wigzujacego obwieszczenia), a potaczenie tych dwéch
czynnikdw istotnie utrudnia przewidywanie zmian limitu.
W tym miejscu nalezy nadmienié, ze wg pojawiajacych
sie zapowiedzi Ministerstwa Zdrowia nalezy spodziewaé
sie ograniczenia publikowanych informacji o refundac;ji
jedynie do wartosci refundacji. Wprowadzenie takiej
zmiany dla lekéw refundowanych w aptekach bedzie
stanowito istotne utrudnienie w mozliwosciach precy-
zyjnego dostosowywania cen oraz, niezaleznie w kté-
rym segmencie rynku by wystapito, bedzie praktycznie
uniemozliwia¢ prowadzenie weryfikacji poprawnosci
kalkulacji wykonanych przez Ministerstwo Zdrowia.

Jak widaé z przedstawionych powyzej przyktadéw,
za odptatnosé pacjentdw za leki odpowiadaja nie tylko fir-
my farmaceutyczne, ale réwniez mechanizmy regulacyjne
stworzone przez ustawodawce. Korzystajac z doswiad-
czen 5 lat obowigzywania ustawy refundacyjnej, warto by-
loby przeanalizowaé przypadki najbardziej dotkliwych dla
pacjentéw zmian cen, a nastepnie wprowadzi¢ w ustawie
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modyfikacje, ktére w przysziosci pozwolityby na zminima-
lizowanie ryzyka ich ponownego wystapienia.

Ad7-8.
Procedury na poziomie
Narodowego Funduszu Zdrowia

Leki, ktére pacjenci moga otrzymaé w aptekach, sa
dla nich dostepne na warunkach okreslonych w obwiesz-
czeniu juz w dniu wejécia obwieszczenia w zycie. W przy-
padku lekéw dostepnych w ramach chemioterapii lub
w programach lekowych sytuacja jest zgota inna. W przy-
padku tych lekbw wymagane jest przeprowadzenie przez
organy NFZ dodatkowych dziatar, do ktérych naleza:

P zmiany przez Prezesa NFZ odpowiednich zarzadzen,
co bedzie skutkowaé wprowadzeniem nowych lekéw /
$wiadczen do katalogu produktéw kontraktowanych
przez NFZ;

P w przypadku nowych programéw lekowych przeprowa-
dzenie postepowan konkursowych, w ramach ktérych
zostang wylonione podmioty, z ktérymi podpisane zo-
stana umowy na realizacje nowych programéw.

Poszczegdlne oddzialy NFZ ogtaszaja terminy po-
stepowan konkursowych na nowy program lekowy w réz-
nym czasie. Zdarza sie, ze w niektérych oddziatach, zanim
zostang wybrani $wiadczeniodawcy, z ktérymi zostanie
zawarta umowe na realizacje programu lekowego, po-
stepowanie musi by¢ przeprowadzone kilkakrotnie. Moze
sie zdarzy¢ réwniez sytuacja, ze z powodu braku srodkéw
finansowych oddzial podejmie decyzje o nieprzeprowa-
dzaniu postepowania konkursowego. Sytuacje takie po-
woduja, iz dla pacjentdw w poszczegdlnych wojewddz-
twach leki beda dostepne w réznym czasie, co od strony
prawnej mogtoby by¢ traktowane jako przejaw nieréwno-
$ciw dostepie do leczenia.

Dopiero po przejiciu powyzszych etapdw na po-
ziomie oddzialéw NFZ oraz szpitali leki staja sie osiagal-
ne dla pacjenta. Najwczesniej z reguly dostepne sa leki
wprowadzane do katalogu chemioterapii i leki dodawane
do istniejacych juz programodw lekowych, najpdzniej nowe
leki dostepne dla pacjentéw w ramach nowych progra-
méw lekowych.

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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Dostepnosc
innowacyjnych
terapii lekowych
dla pacjenta

W ciagu ostatnich lat w naukach medycznych po-
czyniono wielkie postepy. Dzi§ prowadzone sa badania
nad struktura molekularng receptoréw, ktérych na $cia-
nach pojedynczej komérki sg setki, jesli nie tysiace, a ktdre
buduja uktad sygnatowy umozliwisjacy jej porozumiewa-
nie sie z otoczeniem. Osiagniecia biologii molekularnej
otwieraja dotychczas nieznane mozliwosci w rozpoznaniu
przyczyn chordb. Dzieki temu badacze uzyskali potezne
narzedzia do tworzenia nowych lekow.

Medycyna choréb onkologicznych jest jednym
z gtdwnych beneficjentéw zachodzacego postepu. Roz-
woj biologii molekularnej byt tu podstawa do tworzenia
terapii celowanych. Przykladem takiej terapii sa leki stoso-
wane w raku piersi i raku zotadka, ktére umozliwisja nisz-
czenie komérek nowotworowych, na ktérych znajduje sie
zbyt duzo receptoréw (nadekspresja) naskérkowego czyn-
nika wzrostu typu 2 (HER2).

Co roku pojawiaja sie nowe leki. W okresie od po-
czatku roku 2004 do poczatkdw grudnia 2016 roku Ko-
misja Europejska autoryzowala wprowadzenie na rynek
94 molekut we wskazaniach onkologicznych.

W raporcie ,Dostepnosé innowacyjnych lekéw onko-
logicznych w Polsce na tle wybranych krajow Unii Europej-
skiej oraz Szwajcarii” przygotowanym na zlecenie Fundacji
Alivia na poczatku 2015 roku dokonano oceny dostepnosci
30 molekut, ktére osiagnely na rynkach europejskich istotny
poziom sprzedazy. Analiza wykazata wdwczas istotne ogra-
niczenia w stosunku do innych krajow europejskich, w szcze-
gdlnosci za$ w poréwnaniu z krajami Europy Zachodniej.

W Polsce sposréd analizowanych 30 molekut dla
pacjenta byto dostepnych jedynie 18. W Holandii, Niem-
czech i Austrii dostepne byly wszystkie leki, a u naszych
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Substancja czynna

pemetrexed
azacitidine
cetuximab
bevacizumab
erlotinib
sorafenib
sunitinib
dasatinib
trabectedin
nilotinib
panitumumab
lapatinib
gefitinib
everolimus
pazopanib
ipilimumab
vemurafenib
axitinib
paclitaxel
cabazitaxel

eribulin

ruxolitinib (as phosphate)

decitabine

crizotinib
brentuximab vedotin
aflibercept
pertuzumab
dabrafenib
regorafenib

trastuzumab emtansine

Ocena stanu dostepnosci
2015 01

lek dostepny (refundowany)

lek dostepny (refundowany)

lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek dostepny (refundowany) z ograniczeniami
lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

lek niedostepny (nierefundowany)

Tabela 12 Lista 30 lekdw ocenianych w styczniu
2015 pod katem ich dostepnosci dla polskich
pacjentéw

Zrédho: EY Polska na zlecenie Fundacji Onkolo-
gicznej Alivia, Dostepno$¢ innowacyjnych lekéw
onkologicznych w Polsce na tle wybranych

krajéw Unii Europejskiej oraz Szwajcarii

potudniowych sasiadéw, w Czechach, dostepne byly
23 produkty. Gorsza sytuacja niz w Polsce byla na Stowacji
(17), Wegrzech (14) i w Rumunii (11).

Sposréd 18 molekut dostepnych dla pacjentéw
w Polsce jedynie 2 byly w pelni dostepne, a w przypadku
16 wystepowaly ograniczenia.

Patrzac z perspektywy stycznia 2017 roku, dla pa-
cjentdw istotna informacja jest, ze 6 sposrdd 12 niedostep-
nych wéwczas lekdw, zostalo w miedzyczasie objetych
refundacja:

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



P paclitaxel: Gruczolakorak trzustki, 2017-01, program
lekowy;

P ruxolitinib: Mielofibroza pierwotna oraz mielobibroza
wtdrna w przebiegu czerwienicy prawdziwej i nadplyt-
kowosci samoistnej, 2017-01, program lekowy;

P crizotinib: Niedrobnokomérkowy rak phuca, 2016-11,
program lekowy;

P brentuximab vedotin: Oporne i nawrotowe postaci
chtoniakéw CD30+ (choroba Hodgkina, inne i nieokre-
$lone chtoniaki T), 2016-05, program lekowy;

P pertuzumab: Rak piersi, 2016-07, program lekowy;

P dabrafenib: Czerniak skéry, 2015-07, program lekowy.

Mniej radosng informacja dla pacjentéw jest
umieszczenie wszystkich tych lekéw w ramach programéw
lekowych, ktére jako strumien finansowania refundacyjnego
w swojej charakterystyce majg wpisane udostepnianie tera-
pii populacjom pacjentéw spetniajacych okreslone kryteria.
Z reguly przyjete kryteria znacznie zawezaja grupe pacjen-
téw, u ktdrych dany lek mogtby przyniedé korzysé kliniczna.

Ponizej zostata przedstawiona petna lista lekdw
autoryzowanych prze Komisje Europejska w latach 2004 -
2016 wraz z informacjg o dostepnosci leku dla pacjenta
w Polsce.

Sposrdd wymienionych ponizej 94 molekut:

P 50 moleku} (ponad 53%) nie jest objetych w Polsce
refundacjg w zadnym wskazaniu onkologicznym;

P w przypadku 19 molekut (38% z molekut nierefundowa-
nych) producenci podejmowali dziatania zmierzajace
do objecia produktéw refundacja, o czym $wiadcza zle-
cenia na ocene wnioskdw o refundacje skierowane do
Agencji Oceny Technologii Medycznych;

P 32 molekuly z 94 (34%) sa refundowane w ramach pro-
graméw lekowych;

P12 z 94 (13%) molekut jest dostepnych w katalogu che-
mioterapii (wliczony tu pemetrexed jest rowniez refun-
dowane w innym wskazaniu w programie lekowym);

P 1294 (1%) jest dostepny w aptece.

Tabela 13 Lista nowych substancji czynnych dopuszczonych do obrotu na terenie EU w latach 2004-2016 w zakresie onkologii, obsza-

rach terapeutycznych ich zastosowania oraz obszary terapeutyczne, w jakich produkty te sa refundowane w Polsce lub byly analizowane

przez AOTMIT.

Zrédho: Opracowanie whasne na bazie danych publikowanych w Biuletynie Informacji Publicznych AOTMIT, informacii

o dopuszczeniach do obrotu publikowanych na stronach EMA, obwieszczenie refundacyjne MZ obowiazujace od 2017 01, Raport

,Dostepnos¢ innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce na tle wybranych krajéw Unii Europejskiej oraz Szwajcarii’, 2015 - 04

ibritumomab

tiuxetan

fulvestrant

cladribine

2004-01-16  Chioniak grudkowy

Chtonisk nieziarniczy z komérek B (NHL)

2004-03-10  Rak piersi Rak piersi

(w ramach zlecenia 127/2014,
2014-06-10, rozpatrywane
przez AOTMIT usuniecie

z chemioterapii niestandardowej
w chtoniakach nieziarniczych,
Rekomendacja negatywna,
2014-07-07)

(kat. chemioterapii)

2004-04-14  Bistaczka wiochatokomérkowa Histiocytoza

Chtoniak nieziarniczy grudkowy
Chtoniak niezairniczy rozlany

Obwodowy
z komorek T

i skérny chtoniak

Inne chtoniaki nieziarnicze
Ztosliwe choroby
immunoproliferacyjne
Biataczka limfatyczna
Biataczka szpikowa
Biataczka monocytowa

[i<”aT. chemioterapii)

2004-04-26  Szpiczak mnogi
Chtoniak z komérek plaszcza

bortezomib

mitotane 2004-04-28 Rak kory nadnerczy (ACC)

> Raport
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> Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych
w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Szpiczak mnogi

Biataczka plazmatycznkomérkowa
Makroglobulinemia Waldenstroma
Inne amyloidozy

(kat. chemioterapii)

Nowotwér ztosliwy nadnerczy
Nowotwér ztosliwy innych
gruczotéw wydzielania
wewnetrzengo i struktur
pokrewnych

(kat. chemioterapii)
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Substancja
czynna

cetuximab

pemetrexed

bevacizumab

erlotinib

clofarabine

sorafenib

sunitinib

dasatinib

docetaxel

lenalidomide

nelarabine

frabectedin

nilotinib

temsirolimus

panitumumab

Data do-
puszczenia
do obrotu

w EU

2004-06-29

2004-09-20

2005-01-12

2005-09-19

2006-05-29

2006-07-19

2006-07-19

2006-11-20

2007-04-20

2007-06-14

2007-08-22

2007-09-17

2007-11-19

2007-11-19

2007-12-03

56 Raport
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Wskazanie
rejestracyjne EMA

Rak jelita grubego i odbytnicy EGFR+
Rak ptaskonabtonkowy gtowy i szyi

Ztosliwy miedzybtonisk optucnej
Niedrobnokomérkowy rak ptuca

Rak jelita grubego i odbytnicy (MCRC)
Rak piersi

Niedrobnokomérkowy rak ptuca (NSCLC)
Rak nerkowokomérkowy

Rak jajnika, jajowodu lub otrzewnej

Rak szyjki macicy

Niedrobnokomérkowy rak ptuca (NSCLC)
Rak trzustki

Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL)

Rak watrobokomérkowy
Rak nekowokomérkowy
Zrdznicowany rak tarczycy

Nowotwory podscieliskowe przewodu
pokarmowego (GIST)

Rak nerkowokomérkowy z przerzutami
Nowotwory neuroendokrynne trzustki

Przewlekla biataczka szpikowa (CML)
Ostra biataczka limfoblastyczna Ph+
(ALL PH+)

Rak piersi
Niedrobnokomérkowy rak phuca
Rak prostaty

Gruczolakorak zotadka

Rak glowy i szi

Szpiczak mnogi
Zespoty mielodysplastyczne
Chionisk z komorek ptaszcza

Ostra biataczka limfoblastyczna
T-komérkowa
Chioniak limfoblastyczny T-komérkowy

Miesak tkanek miekkich
Rak jajnika

Przewlekla biataczka szpikowa Ph+ (CML)
w fazie przewlektej

Rak nerkowokomérkowy
Chionisk z komérek plaszcza

Rak jelita grubego z genami RAS bez
mutacji (typ dziki)

Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

PL wskazanie refundacyjne
wg obwieszczenia 2017 01
(strumien finansowania, data
pojawienia sie w refundacji)

Rak jelita grubego
Ptaskonabtonkowy rak glowy i szyi
(20137

(program lekowy)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca
(program lekowy)

Miedzybtonisk optucnej

(katalog chemioterapii)

Rak jelita grubego
Rak jajnika (2013-03)
(programy lekowe)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca
(program lekowy)

Ostra biataczka limfoblastyczna
(2013-03)

Histiocytoza z komérek langerhansa
niesklasyfikowana gdzie indziej
(2015-01)

Ostra biataczka szpikowa (2015-01)

(kat. chemioterapii)

Rak watrobokomérkowy

Rak nerki

Nowotwory podscieliska przewodu
pokarmowego (GIST) (2014-11)
(programy lekowe)

Nowotwory podscieliska przewodu
pokarmowego (GIST)

Rak nerki

Wysoko zréznicowany nowotwor
neuroendokrynny trzustki (2013-11)
Leczenie miesakéw tkanek miekkich
(2014-09)

(programy lekowe)

Przewlekta biataczka szpikowa
Ostra biataczka limfoblastyczna Ph+
(2015-01)

(programy lekowe|

Zastosowanie w wielu nowotworach
(kat. chemioterapii)

Szpiczak mnogi

(program lekowy, 2013-11,
wezeéniej chem.niesfand.)
Zespoty mielodysplastyczne
(program lekowy 2017-01)

Ostra biataczka limfoblastyczna
Chioniak nieziarniczy rozlany

z matych komérek

Chioniak nieziarniczy rozlany
limfoblastyczny

(kat. chemioterapii, 2015-01)

Miesaki tkanek miekkich
(programy lekowe)

Przewlekla biataczka szpikowa
(programy lekowe)

Rak nerki (2016-11)
(programy lekowe)

Rak jelita grubego
(programy lekowe)

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Jesli nie ma refundaciji, to czy
byto zlecenie do AOTMIT
(nr zlecenia, data zlecenia,
wskazanie, rekomendacja,

data rekomendacji)

110/2016, 2016-04-28, Rak
szyjki macicy, Rekomendacja
negatywna, 2016-07-08

280/2014, 2014-12-09,
Rak farczycy, Rekomendacja
negatywna, 2015-02-09

w ramach zlecenia

113/2014, 2014-05-05, byto
rozpatrywane przez AOTMIT
usuniecie z chemioterapii
niestandardowej we wskazaniu
chtonisk nieziarniczy rozlany,
Rekomendacja pozytywna,
2014-06-30

Ocena stanu
dostepnosci
2015 01
wg Raportu
~Dostepnos¢...”

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)

lek dostepny
(refundowany)
Z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
Z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



Substancja Data do-
czynna puszczenia
do obrotu
wEU
paclitaxel 2008-01-11
thalidomide 2008-04-16
lapatinib 2008-06-10
histamine 2008-10-07
dihydrochloride
azacitidine 2008-12-17
degarelix 2009-02-17
mifamurtide 2009-03-06
gefitinib 2009-06-24
topotecan 2009-07-24
everolimus 2009-08-03
vinflunine 2009-09-21
ofatumumab 2010-04-19
pazopanib 2010-06-14
tegafur / 2011-03-14
gimeracil /
oteracil
cabazitaxel 2011-03-17
eribulin 201-03-17
ipilimumab 2011-07-13
abiraterone 2011-09-05
acetate
vandetanib 2012-02-17
vemurafenib 2012-02-17
6-mercaptopurine  2012-03-09
monohydrate
pixantrone 2012-05-10
dimaleate
Raport

marzec 2017

Wskazanie
rejestracyjne EMA

Rak piersi
Gruczolakorak trzustki
Niedrobnokomérkowy rak phuca

Szpiczak mnogi

Rak piersi HER2+

Ostra biataczka szpikowa (AML)

Zesp6t mielodysplastyczny (MDS)
Przewlekta biataczka mielomonocytowa
(CMML)

Ostra biataczka szpikowa (AML)

Rak prostaty

Kostniskomiesak

Niedrobnokomérkowy rak ptuc EGFR+
(NSCLC)

Rak drobnokomérkowy pluc (SCLC)
Rak szyjki macicy
Rak jajnika

Rak piersi HR+, HER2-

Nowotwory neuroendokrynne frzustki
Nowotwory neuroenokrynne uktadu
pokarmowego lub ptuc

Rak nerkowokomérkowy

Rak przejsciowokomérkowy drog
moczowych

Przewlekla biataczka limfocytowa (CLL)
Rak nerkowokomérkowy

Miesaki tkanek miekkich

Rak zoladka

Rak prostaty

Rak piersi
Thuszczakomiesak

Czerniak

Rak prostaty

Rak rdzeniasty tarczycy (MTC)
Czerniak BRAV-V600+

Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL)

Chtoniak nieziarniczy z komérek B (NHL)

Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

PL wskazanie refundacyjne
wg obwieszczenia 2017 01
(strumien finansowania, data
pojawienia sie w refundacji)

Gruczolakorak trzustki (2017-01)
(programy lekowe)

Rak piersi
(programy lekowe)

Zespoty mielodysplastyczne
Ostra biataczka szpikowa
Przewlekla biataczka
mielomonocytowa

(kat. chemioterapii, 2013-11)

Rak prostaty
(opteka, 2012-11)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca
(program lekowy)

Nowotwér ztosliwy oskarzela i pluca

Nowotwér ztosliwy jajnika
Nowotwér ztosliwy serca,
$rédpiersia i optucnej
Nowotwory ztosliwe nerwoéw
obwodowych i autonomicznego
uktadu nerwowego

Nwotowory ztosliwe tkanki facznej
i innych tkanek miekkich
Nowotwér ztosliwy szyjki macicy
Nowotwér ztosliwy nadnerczy
(kat. chemioterapii)

Rak nerki

Nowotwér neuroendokrynny
trzustki (2013-11)

(programy lekowe)|

Rak nerki (2013-03)
Miesaki tkanek miekkich (2014-03)
(programy lekowe)

Czerniak skéry lub bton Sluzowych
(program lekowy, 2014-03)

Rak prostaty
(programy lekowe, 2014-01)

Czerniak skéry
(program lekowy, 2013-03)

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Jesli nie ma refundaciji, fo czy
byto zlecenie do AOTMIT
(nr zlecenia, data zlecenia,
wskazanie, rekomendacjs,

data rekomendacji

082/2012, 2012-08-20,
Szpiczak mnogi, Rekomendacja
pozytywna, 2012-11-12

058/2013, 2013-04-07, Miesak
kosciopochodny, Rekomendacja
negatywna, 2013-07-01

105/2013, 2013-05-08, Rak
piersi, Rekomendacja negatywna,
2013-06-22

023/2013, 2013-02-20,
Rak zotadka, Rekomendacja
negatywna, 2013-05-27

112/2013, 2013-05-15, Rak piersi,
Rekomendacja negatywna,
2013-07-29

149/2016, 2016-06-10, Chtoniaki
ztosliwe, Rekomendacja
negatywna, 2016-08-26

Ocena stanu
dostepnosci
2015 01
wg Raportu

,Dostepnos¢...

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)

lek dostepny
(refundowany)
Z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce

"
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Substancja
czynna

ruxolitinib
(as phosphate)

axitinib

decitabine
crizotinib

brentuximab
vedotin

aflibercept

pertuzumab

bosutinib
(8s monohydrate)

enzalutamide

ponatinib

vismodegib

pomalidomide

dabrafenib

regorafenib

afatinib

radium Ra223
dichloride

trastuzumab
emtansine

58 Raport

Data do-
puszczenia
do obrotu

w EU

2012-08-23

2012-09-03

2012-09-20
2012-10-23

2012-10-25

2013-02-01

2013-03-04

2013-03-27

2013-06-21

2013-07-01

2013-07-12

2013-08-05
2013-08-26

2013-08-26

2013-09-25

2013-11-13

2013-11-15

marzec 2017

Wskazanie
rejestracyjne EMA

Mielofiboza szpiku

Rak nerkowokomérkowy

Ostra biataczka szpikowa (AML)
Niedrobnokomérkowy rak ptuca ALK+
(NSCLC)

Chioniak ziarniczy (HL)
Chioniak anaplastyczny (sALCL)

Rak jelita grubego i odbytnicy (MCRC)

Rak piersi HER2+

Przewlekla biataczka szpikowa Ph+ (CML
PH+)

Rak prostaty

Przewlekia biataczka szpikowa (CML)
Ostra biataczka limfoblastyczna Ph+
(ALL PH+|

Rak podstawnokomérkowy

Szpiczak mnogi
Czerniak BRAV-V600+
Rak jelita grubego

Nowotwory podscieliskowe przewodu
pokarmowego (GIST)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca EGFR+
(NSCLC)

Rak prostaty

Rak piersi HER2+

Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

PL wskazanie refundacyjne
wg obwieszczenia 2017 01
(strumien finansowania, data
pojawienia sie w refundaciji)

Mielofibroza pierwotna oraz
mielobibroza wtérna w przebiegu
czerwienicy prawdziwej

i nadplytkowosci samoistnej
(programy lekowe, 2017-01)

Rak nerki
(programy lekowe, 2014-03)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca
(programy lekowe, 2016-11)

Oporne i nawrotowe postaci

chtoniskéw CD30+ (choroba
Hodgkina, inne i nieokreslone
chtoniaki T)

(programy lekowe, 2016-05)

Rak piersi
(program lekowy, 2016-07)

Rak podstawnokomorkowy skéry
(program lekowy, 2017-01)

Czerniak skory
(program lekowy, 2015-07)

Niedrobnokomérkowy rak phuca
(programy lekowe, 2014-11)

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Jesli nie ma refundacji, to czy
byto zlecenie do AOTMIT
(nr zlecenia, data zlecenia,
wskazanie, rekomendacja,

data rekomendacji)

068/2014, 2014-03-20, Rak
jelita grubego, Rekomendacja
pozytywna, 2014-05-26

194/2016, 2016-09-21,
Przewlekla biataczka szpikowa
(do 2017-01-31 bez rekomendaciji
Prezesa AOTMIT)

222/2014, 2014-09-09,

Rak prostaty, Rekomendacja
czeéciowo pozytywna,
2014-11-24

083/2015, 2015-05-29,

Rak prostaty, Rekomendacja
negatywna, 2015-08-11
008/2017, 2017-01-05, Rak
prostaty, (do 2017-01-31 bez
rekomendacji Prezesa AOTMIT)

104/2016, 2016-04-09, Ostra
biataczka limfoblastyczna Ph+,
Rekomendacja czesciowo
pozytywna, 2016-07-06
134/2016, 2016-05-19,
Przewlekla biataczka szpikowa,
Rekomendacja czesciowo
pozytywna, 2016-08-05

004/2015, 2015-01-12,
Nowotwory podscieliska
przewodu pokarmowego (GIST),
Rekomendacja negatywna,
2015-03-23

(w 2012 roku w ramach zlecenia
109/2012, 2012-11-12, byta
analizowana przez AOTMIT
zasadnos¢ wydania zgody na
refundacje produktu leczniczego
we wskazaniu rak jelita grubego,
Rekomendacja negatywna,
2012-12-03)

015/2015, 2015-01-26, Rak
prostaty, Rekomendacja
negatywna, 2015-03-30

Ocena stanu
dostepnosci
2015 01
wg Raportu
~Dostepnos¢...”

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek dostepny
(refundowany)
z ograniczeniami

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

lek niedostepny
(nierefundowany)

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



Substancja
czynna

cabozantinib

siltuximab
trametinib
obinutuzumab
idelalisib

ibrutinib

nintedanib

olaparib

ramucirumab

ceritinib
lenvatinib

mesylate

nivolumab

pembrolizumab

dinutuximab

sonidegib
diphosphate

panobinostat
lactate anhydrous

carfilzomib

cobimetinib
hemifumarate

blinatumomab

talimogene
laherparepvec

asparaginase

Raport

Data do-
puszczenia
do obrotu

w EU

2014-03-21

2014-05-22
2014-06-30

2014-07-23
2014-09-18

2014-10-21

2014-1-21

2014-12-16

2014-12-19

2015-05-06
2015-05-28

2015-06-19

2015-07-17

2015-08-14
2015-08-14

2015-08-28

2015-11-19
2015-11-20

2015-11-23

2015-12-16

2016-01-14

marzec 2017

Wskazanie
rejestracyjne EMA

Rak rdzeniasty tarczycy (MTC)

Choroba Castlemana

Czerniak BRAV-V600+

Przewlekta biataczka limfocytowa (CLL)
Chtoniak grudkowy (FL)

Przewlekla biataczka limfocytowa (CLL)
Chtoniak grudkowy (FL)

Chtoniak z komérek ptaszcza (MCL)
Przewlekia biataczka limfocytowa (CLL)
Makroglobulinemia Waldenstrona (WM)

Niedrobnokomérkowy rak ptuc (NSCLC)

Rak jajnika BRCA+
Rak jakowodu BRCA+
Rak otrzewnej BRCA+

Rak zoladka

Gruczolakorak potaczenia przetykowo-
zotadkowego

Raj jelita grubego i odbytnicy
Niedrobnokomérkowy rak ptuca (NSCLC)

Niedrobnokomérkowy rak ptuca ALK+
(NSCLC)

Rak tarczycy

Czerniak
Niedrobnokomérkowy rak ptuc (NSCLC)
Rak nerkowokomérkowy

Czerniak
Niedrobnokomérkowy rak ptuc PD-L1+
(NSCLC)

Nerwiak zarodkowy

Rak podstawnokomérkowy

Szpiczak mnogi

Szpiczak mnogi

Czerniak BRAV-V600+

Osta biataczka limfoblastyczna Ph-
(ALL Ph-)

Czerniak

Osta biataczka limfocytowa (ALL)

Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

PL wskazanie refundacyjne
wg obwieszczenia 2017 01
(strumien finansowania, data
pojawienia sie w refundacji

Przewlekla bialaczka limfocytowa
([program lekowy, 2016-07)

Rak jajnika

Rak jajowodu

Pierwotny rak otrzewnej
(programy lekowe. 2016-09)

Czerniak skéry lub bton $luzowych
(program lekowy, 2016-07)

Czerniak skéry lub bton Sluzowych
(program lekowy, 2016-07)

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

Jesli nie ma refundacji, to czy
byto zlecenie do AOTMIT
(nr zlecenia, data zlecenia,
wskazanie, rekomendac;js,

data rekomendacji)

53/2015, 2015-03-27,

Rak rdzeniasty tarczycy,
Rekomendacja negatywna,
2015-06-08

115/2016, 2016-05-05, Czerniak,
Rekomendacja negatywna,
2016-07-22

056/2016, 2016-01-22,
Przewlekia biataczka limfocytowsa,
Rekomendacja negatywna,
2016-04-1

174/2016, 2016-07-28,
Przewlekia biataczka limfocytowa
(do 2017-01-31 brak dokumentéow
na stronie AOTMIT)

204/2016, 2016-10-25,
Chtoniak z komérek plaszcza,
Rekomendacja negatywna,
2017-01-13

131/2015, 2015-09-22,
Niedrobnokomérkowy rak ptuca,
Rekomendacja negatywna,
2016-02-02

132/2016, 2016-05-17,
Rak zotadka, Rekomendacja
negatywna, 2016-07-13

107/2016, 2016-04-26,
Niedrobnokomérkowy rak phuca,
Rekomendacja negatywna,
2016-07-12

186/2016, 2016-09-08, Rak
nerki, Rekomendacja negatywna,
2016-11-22

146/2016, 2016-06-08,
Szpiczak mnogi, Rekomendacja
negatywna, 2016-08-26

181/2016, 2016-08-11, Czerniak
skéry, Rekomendacjs pozytywna,
2016-10-26

191/2016, 2016-09-19, Ostra
biataczka limfoblastyczna Ph-,
Rekomendacja czesciowo
pozytywna, 2016-11-29

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce

Ocena stanu
dostepnosci
2015 01
wg Raportu
.Dostepnos¢...”
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pegaspargase

osimertinib
mesylate

necitumumab

Dexamethasone
(40mg)

trifluridine /
tipiracil
hydrochloride
elotuzumab
daratumumab

lenvatinib mesilate

cabozantinib
s-malate

irinotecan
hydrochloride
trihydrate

olaratumab
palbociclib
ixazomib citrate

venetoclax

>

>

>

60 > Raport

marzec 2017

Biataczki (min. ALL)
(kat. chemioterapii)

(wskazana dawka nie jest objeta

Wiele nowotwordw,

m.in. nowotwory trzustki
(kat. chemioterapii)

2016-01-14  Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL) Chtloniaki
2016-02-02  Niedrobnokomérkowy rak ptuc EGFR ---
T790M+ (NSCLC)
2016-02-15  Niedrobnokomérkowy rak ptuc EGFR+ ---
(NSCLC)
2016-03-16  Szpiczak mnogi ---
refundacja)
2016-04-25  Rak jelita grubego i odbytnicy (MCRC) ---
2016-05-11  Szpiczak mnogi ---
2016-05-20  Szpiczak mnogi ---
2016-08-25  Rak nerkowokomérkowy ---
2016-09-09  Rak nerkowokomérkowy ---
2016-10-14  Gruczolakorak trzustki
2016-11-09  Miesak tkanek miekkich ---
2016-11-09  Rak piersi HR+, HER2- -
2016-11-21  Szpiczak mnogi -
2016-12-05  Przewlekla biataczka limfocytowa (CLL) -

Analiza powyzszej listy nasuwa sie kilka spostrzezen:
dla wielu lekéw, sposrdd tych, ktére dostaly pozwolenie
na dopuszczenie do obrotu po grudniu 2015 roku, nie
odnotowano przestania do AOTMIT zlecenia na anali-
ze wniosku o refundacje, co moze oznaczad, ze Polska
nie nalezy do grupy krajow, w ktérych producenci lekow
w pierwszej kolejnosci zabiegaja o dopuszczenia na ry-
nek i objecie refundacja nowych lekéw onkologicznych;
w przypadku duzej grupy lekdw objecie danego wskazania
refundacja w Polsce odbyto sie wiele lat po dopuszcze-
niu stosowania leku w tym wskazaniu na rynku europej-
skim, np. ruxolitinib byt dopuszczony do obrotu decyzja
z2012-08-23, a refundacja w Polsce zostat objety dopiero
w styczniu 2017, czyli po 1592 dniach; objecie leku refun-
dacjg w styczniu nie znaczy jednak, ze pierwszy pacjent
otrzyma lek juz w tym miesiacu (o czasie w procesach re-
fundacyjnych bedzie mowa w dalszej czeici|, wiec rzeczy-
wisty czas udostepnienia terapii bedzie jeszcze duzszy;
zdecydowana wiekszo$¢ nowych lekéw jest wprowa-
dzana do refundacji na podstawie kategorii dostepnosci
refundacyjnej .program lekowy”; co do zasady katego-
ria ta umozliwia regulatorowi ograniczanie populacji pa-
cjentdw mogacych otrzymad terapie (w wyniku ustalenia
kryteridbw wiaczenia do programu), co z punktu widzenia
Ministerstwa Zdrowia jest korzystne, bo umozliwia kon-

w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

> Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

trole nad wydatkami refundacyjnymi NFZ, za$ z punktu
widzenia pacjenta nie jest dobrym rozwiazaniem, gdyz
oznacza ograniczenia w dostepie do terapii dla czesci
pacjentow;

P niejednokrotnie zdarzalo sie, ze producent ponawiat
w kolejnych latach wnioski o refundacje dla tego same-
go wskazania terapeutycznego i dopiero n-ty wniosek
konczyt sie pozytywna decyzja refundacyjna.

W dyskusji o obejmowaniu nowych lekéw refun-
dacja podnoszone sa argumenty, ze leki, dla ktérych skta-
dane sa wnioski o refundacje, nie przynosza wiasciwych
efektéw zdrowotnych. W wietle ostatniego z powyzszych
punktéw argumenty o niedostatecznych efektach zdro-
wotnych wydaja sie trudne do utrzymania, bo czy w tym
samym rozpatrywanym wskazaniu efekt zdrowotny osia-
gany przez ten sam lek w ciagu lat, w ktorych sa ocenia-
ne kolejne wnioski, jest istotnie inny? Wydaje sie, ze nie.
Parametrami, ktére najczesciej sie zmieniajg w kolejnych
wnioskach, sa: wielko$¢ docelowej populacji pacjentéw
i cena za lek, co niewatpliwie ma istotny wplyw na uzyska-
nie oszczednosci po stronie wydatkdw ponoszonych przez
NFZ. Szkoda tylko ze dzieje sie to kosztem pacjentdw, ktd-
rzy w czasie rozpatrywania kolejnych wnioskéw nie mieli
mozliwosci skorzystania z dostepu do leku.

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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Analiza czasu dostepu
do innowacyjnych lekow

Nowy lek moze w danej jednostce chorobowej byé
przetomowa terapia i w istotny sposéb wydtuzaé zycie pa-
cjenta. To czego pacjenci onkologiczni z reguly nie majg, to
jest czas — zanim nowy lek bedzie w Polsce objety refundacja,
czesci pacjentdw nie bedzie dane doczekaé mozliwosci sko-
rzystania z nowej terapii. Zapewnienie szybkiej dostepnosci
do nowego leku, w ramach systemu refundacyjnego, dla pa-
cjentéw z chorobami onkologicznymi jest wiec niezmiernie
wazne. Przyjrzyjmy sie zatem, jak wygladaja terminy w proce-
sach obejmowania refundacjg nowych lekéw.

Inicjatywa rozpoczecia procesu objecia produk-
tu refundacja znajduje sie w gestii firmy farmaceutyczne;j
(podmiotu odpowiedzialnego). Ze wzgledu na szereg
uwarunkowan decyzja taka moze by¢ odroczona w czasie,
lub wrecz wstrzymana. Z punktu widzenia pacjenta jest to
zjawisko niekorzystne, gdyz odroczenie przez firme decyzji
o wprowadzeniu leku na polski rynek, lub o wprowadzeniu
go do refundacdiji, jest pierwszym elementem wplywajacym
na czas dostepnosci terapii dla pacjenta.

Whiosku o refundacje nie da sie ztozyé ,z marszu”.
Prawo polskie wymaga, aby do wniosku refundacyjnego
producent dotaczyt szereg informacji i analiz. Na liscie
oczekiwanych zatacznikdw znajduja sie miedzy innymi:
P analiza problemu decyzyjnego;
P analiza efektywnosci klinicznej;
P analiza ekonomiczna;
P analiza wptywu na system ochrony zdrowis;
P analiza racjonalizacyjna.

Dokumenty te musza spetnia¢ wymagania ustalone
przez Ministra Zdrowia, a tresci, ktére zostana w nich za-
mieszczone, beda podlegaé na dalszych efapach ocenie
weryfikacyjnej przeprowadzanej przez AOTMIT. Stad tez ich
zawarto$¢ musi prezentowad wysoki poziom merytoryczny,
co do zasady podchodzi¢ do omawianego problemu kom-
pleksowo i czerpal z najnowszej wiedzy z danego obszaru
terapeutycznego. Przygotowanie takich analiz nie trwa wiec
kilka dni, tylko zajmuje dlugie miesiace. Jest tez do$¢ kosz-

Raport Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

towne, co w polaczeniu z oplatami za rozpatrywanie wnio-
skéw refundacyjnych, dla producentéw lekéw stosowanych
w chorobach rzadkich lub sierocych, moze by¢ jednym z ar-
gumentéw za decyzja o niesktadaniu wniosku o refundacje.

Analiza terminéw uplywajacych miedzy zlozeniem
wniosku refundacyjnego a pojawieniem sie pierwszych
wydatkéw refundacyjnych po stronie NFZ, jest mozliwa do
przeprowadzenia (przy pewnych ograniczeniach, o ktérych
ponizej) na podstawie danych ogdlnie dostepnych.

Podstawowym zrédbem informacji na temat pro-
cesu rozpatrywania wnioskow refundacyjnych sa infor-
macje zawarte na stronach internetowych Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (w jej Biuletynie In-
formacji Publicznych), dane zawarte w obwieszczeniach
refundacyjnych Ministra Zdrowia oraz sprawozdania NFZ
z ponoszonych wydatkéw refundacyjnych.

Dokladnosé okreslenia poszczegdlnych etapdw
procesu jest pochodna jskosci danych dostepnych w po-
szczegdlnych zasobach. Na przyktad, w przypadku para-
metréw odnoszacych sie do wydatkdw refundacyjnych nie
jest mozliwe przedstawienie terminu wystapienia refunda-
cji z doktadnoscia wieksza niz +/- 30 dni, gdyz dane te sa
publikowane zbiorczo w zestawieniach miesiecznych. Do-
datkowo, w przypadku wydatkéw refundacyjnych moga
pojawial sie korekty danych. Poniewaz dane refundacyjne
prezentowane sa w sposéb kumulatywny, nie jest mozli-
we zidentyfikowanie momentu wprowadzenia korekty, jak
réwniez przypisanie jej do whasciwego miesiaca, ktdrego
ona dotyczyla. Korekty takie moga pojawiaé sie z duzym
opdznieniem w stosunku do raportowanych danych, na
przyktad 24 czerwca 2015 roku na stronach NFZ pojawita
sie korekta danych za rok 2014, a korekta danych za rok
2015 zostata opublikowana w dniu 21 czerwca 2016 roku.

Pomiedzy poszczegdlnymi etapami procesu moze

dochod?zi¢ do zatrzymania jego przebiegu na prosbe pod-
miotu wnioskujacego o refundacje. Nie zawsze wiado-

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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mos¢ taka jest publicznie dostepna — w praktyce informa-
cje o wstrzymaniu procesu sa dostepne jedynie podczas
rozpatrywania wniosku przez AOTMIT.

Wreszcie jednym z etapdw s§ negocjacje miedzy
Ministerstwem a podmiotem odpowiedzialnym. W przypad-
ku rozbieznosci stanowisk moga one obejmowaé wiele tur
negocjacji, co réwniez ma niematy wplyw na czas procesu.

Stad tez przytoczone ponizej dane o terminach
poszczegdlnych etapéw w procesie rozpatrywania wnio-
skéw o refundacje, szczegdlnie te z ostatniego etapu pro-
cesu (od obwieszczenia do wystapienia ptatnosci), nalezy
traktowac jako przyblizone.

Liczba zgloszonych
whnioskéw o refundacje

Po otrzymaniu kompletnego wniosku o objecie leku
refundacja Minister Zdrowia, zgodnie z zapisami ustawy re-
fundacyjnej, powinien niezwlocznie przekazaé taki wniosek
do Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.
Na potrzeby ponizszej analizy przyjmijmy wiec, ze publiko-
wana na stronach AOTMIT data wplyniecia zlecenia Mini-
stra Zdrowia na wykonanie oceny przez Agencje jest zbiez-
na z data zlozenia wniosku o refundacje, a wszystkie wnioski
w sprawie produktow sa przekazywane do Agenciji.

Uwagi wymaga definicja leku innowacyjnego we-
diug prawa refundacyjnego. Lekiem innowacyjnym, w ro-
zumieniu ustawy refundacyjnej, jest kazdy lek, ktéry nie ma
swojego odpowiednika w danym wskazaniu w obwiesz-
czeniu refundacyjnym obowiazujgcym w dniu skladania
whiosku. Moze to by¢ zatem zarédwno lek oparty na nowej,
innowacyjnej molekule, jak rowniez lek bedacy odpowied-
nikiem leku innowacyjnego (lek generyczny), w sytuacii kie-
dy lek innowacyjny nie wystapit wczesniej o refundacje lub
takiej nie otrzymat pomimo podejmowanych staran.

Liczba zlecen, ktére Ministerstwo Zdrowia przekazuje
do Agencji, przedstawia aktywno$é firm farmaceutycznych
w zakresie wprowadzania na rynek polski nowych produk-
téw. Od poczatku 2012 roku, czyli od zmian wprowadzonych
w systemie przez ustawe refundacyjna, do Agencji wplynelo
397 wnioskéw o objecie produktéw refundacja.
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Wykres 28 Liczba zlecen wg roku zlecenia
Zrédho: Opracowanie wiasne na bazie da-

nych publikowanych w Biuletynie Informacji
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Jak wida¢ na powyzszym wykresie, najmniej wnio-
skéw o refundacje innowacyjnych produktéw wplyneto
w roku 2012 - jedynie 61. Jest to zrozumiate, biorac pod
uwage, iz nowe zasady refundacyjne dla programéw le-
kowych i chemioterapii obowiazywaty dopiero od 1 lipca
2012 i do tego czasu zamrozone byto wprowadzanie no-
wych lekdw w tych kategoriach odptatnosci refundacyjnej.
W latach 2012-2014 liczba wnioskéw rosta, a w kolejnych
2 latach ulegta istotnemu zmniejszeniu. W roku 2016,
w trakcie ktérego nie odnotowano istotnych zdarzen mo-
gacych negatywnie wplywaé na decyzje o rozpoczeciu
procesu refundacyjnego, liczba wnioskow, ktére zostaly
ztozone, byla niemalze na poziomie roku 2012, co ozna-
cza spadek 0 1/3 w stosunku do roku 2014, w ktérym licz-
ba zgtoszen byla najwigksza.

Najwieksza liczba zgtoszonych wnioskéw dotyczy-
la chordb onkologicznych - 108, czyli ponad 27% wszyst-
kich zgtoszen.

= ONKOLOGIA
=CNS

CUKRZYCA
CHOROBY INFEKCYJNE
REUMATOLOGIA
GASTROENTEROLOGIA
sPULMONOLOGIA
DERMATOLOGIA
GINEKOLOGIA i POLOZNICTWO
=INNE

Wykres 29 Liczba zlecen w podziale na obszary
ferapeutyczne

Zrédho: Opracowanie whasne na bazie danych
publikowanych w Biuletynie Informacji Publicz-
nych AOTMIT

Kolejne obszary, w ktorych zostats ztozona istot-
na liczba wnioskéw refundacyjnych, to choroby uktadu
nerwowego (CNS), gdzie zostato zgloszonych 49 wnio-
skéw, choroby sercowo-naczyniowe (23 wnioski), cukrzy-
ca (21 wnioskéw), choroby infekeyjne (20), reumatologia
(19 wnioskéw), gastroenterologia (18 wnioskéw), pulmo-
nologia (14 wnioskéw), dermatologia (13 wnioskéw) oraz
ginekologia i potoznictwo (12 wnioskéw).

Tak jak wspomniano powyzej, od roku 2012 zlozo-
no 108 wnioskdw o refundacje produktéw onkologicznych
stosowanych w schorzeniach onkologicznych.

W roku 2012 zgtoszone zostato 18 wnioskdw (nie-
mal 17% wszystkich wnioskdéw), w 2013 bylo ich az 27
(okoto 25% zgtoszonych wnioskéw), a w kolejnych latach
odpowiednio 21 (ponad 19%), 18 (okoto 17%) i w 2016 roku
zgtoszono 24 (okoto 22% zgtoszonych wnioskdw).

Nalezy jednak zaznaczyé, ze cze$é ,onkologicz-
nych” wnioskow refundacyjnych byla zwigzana z przesuwa-
niem do systemu refundacyjnego lekdéw dostepnych weze-
$niej w ramach programu chemioterapii niestandardowe;j.

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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Wykres 30 Liczba zlecen na ocene produkiéw wnio-
skujacych o refundacja w obszarach schorzen onkolo-
gicznych wg roku zlecenia

Zrédho: Opracowanie whasne na bazie danych publiko-

wanych w Biuletynie Informacji Publicznych AOTMIT

Lekami, ktére zostaty poddane takiej ocenie i zostaly objete

finalnie refundacja byly:

P tocilizumabum, program lekowy,
obwieszczenie 2013-01;

P pazopanibum, program lekowy,
obwieszczenie 2013-03;

P arsenicum trioxidum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie 2013-03;

P clofarabinum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie, 2013-03;

P bendamustinum hydrochloridum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie 2013-07;

P bendamustinum hydrochloridum, program leko-
wy, obwieszczenie 2013-07 (od 2015-07 molekuta
bendamustinum tylko w chemioterapii);

P lenalidomidum, program lekowy,
obwieszczenie 2013-11;

P azacitidinum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie 2013-17;

P abirateroni acetas, program lekowy, obwieszczenie
2014-07; ipilimumabum, program lekowy,
obwieszczenie 2014-03;

P nelarbinum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie 2015-01;

P bexarotenum, program lekowy,
obwieszczenie 2015-01;

P crisantaspasum, katalog chemioterapii,
obwieszczenie 2016-07.

Srednia liczba dni od zlozenia
whniosku przez MZ do wydania
rekomendac;ji przez Prezesa AOTMIT

Zgodnie z art. 35 pkt 8 ustawy refundacyjnej Prezes
Agencji przekazuje ministrowi whasciwemu do spraw zdro-
wia rekomendacje, w terminie nie dtuzszym niz 60 dni od
dnia zlecenia.

W latach 2012-2014 $redni czas rozpatrywania
whniosku o refundacje leku przez Agencje ulegt skréceniu
z 95 dni do 72 dni, czyli o okolo 24%. Prawdopodobnie
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Wykres 31 Srednis liczba dni od zlecenia do
wydania rekomendacji przez Prezesa AOTMIT
wedhug roku wydania rekomendacji

Zrédlo: Opracowanie wiasne na bazie danych
publikowanych w Biuletynie Informacji
Publicznych AOTMIT

byto to wynikiem zaréwno nabierania wprawy w przygo-
towywaniu dokumentacji przez firmy farmaceutyczne, jak
i nabierania wprawy przez pracownikédw Agencji w prze-
prowadzaniu ich oceny. Niestety, w latach 2015-2016
czas ten ulegt wydtuzeniu do 86 dni, co prawdopodob-
nie nalezy wigza¢ z innymi zleceniami, ktére w tym czasie
Agencja musiata przeprowadzac (taryfikacja $wiadczen).

Biorac pod uwage ustawowe terminy (60 dni) oraz
wynik analizy, nalezy stwierdzi¢, ze $rednie terminy prze-
kraczaja te przewidziane przez ustawodawce. Nalezy tu
jednak zaznaczyé, ze nie sa dostepne informacje dotycza-
ce ewentualnego wydluzenia czasu postepowania zwiaza-
ne z uzupetnianiem zlozonych materiatéw przez podmiot
ubiegajacy sie o refundacje, co uwzglednione w analizie
mogtoby wplynaé na jej wynik.

W przypadku lekéw onkologicznych obserwujemy
zarébwno zblizony trend, jak i czas rozpatrywania wnioskdw
przez AOTMIT w poszczegdlnych latach.
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Wykres 32 Srednis liczba dni od zlecenis do
wydania rekomendacji przez Prezesa AOTMIT
dla produktéw wnioskujacych o refundacja

w obszarach schorzen onkologicznych, wedtug
roku wydania rekomendacji

Zrédlo: Opracowanie wiasne na bazie danych
publikowanych w Biuletynie Informacji

Publicznych AOTMIT
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Liczba pozytywnych
rekomendacji Prezesa AOTMIT

Przygotowuja rekomendacje Prezes AOTMIT, zgod-
nie z ustawa, powinien wzigé pod uwage stanowisko Rady
Przejrzystosci. W swojej ocenie powinien:

P rozstrzygnaé, czy lek powinien byé finansowany ze
srodkéw publicznych;

P okresli¢ szczegdtowe warunku objecia leku refundacja
(w jakich wskazaniach medycznych lek powinien byé
refundowany, jaki powinien by¢ poziom odptatnosci pa-
cjenta za lek, w jakiej grupie limitowej lek powinien byé
umieszczony);

P jesli w trakcie prac prowadzonych w Agencji pojawily sie
uwagi i propozycje co do konstrukgji programu lekowe-
go, czy tez w stosunku do proponowanych instrumentéw
dzielenia ryzyka, to powinien do nich sie ustosunkowaé;

P przygotowad uzasadnienie swojej rekomendacji w ra-
mach ktérej, m.in.:

D> wskaze dowody naukowe, kiére staly u podstaw decyzj,

D> przedstawi poréwnanie ocenianego leku do innych,
alternatywnych terapii,

D> wskaze i omowi rekomendacje kliniczne,

D> odniesie sie do ustalonego w ustawie progu opta-
calnoici kosztowej i wskaze cene leku, ktéra pozwoli
speni¢ to kryterium,

D> oceni wplyw decyzji o refundacji leku na wydatki NFZ.

Jak wida¢ z powyzszego, opinia Prezesa powinna
by¢ co do zasady opinig merytoryczna koncentrujaca sie
na dwdch obszarach:

P na rzeczowej, bazujacej na dowodach ocenie efektyw-
nosci klinicznej leku;

P na ocenie spetniania kryteriéw efektywnosci kosztowej
oraz ocenie ich wplywu na wydatki.

Srednio w latach 2013-2016 w ciagu jednego
miesiaca Prezes AOTMIT wydawat okoto 7 rekomendadiji
dla lekéw, dla ktdrych zostaly ztozone wnioski o refunda-
cje. Widoczne na ponizszym wykresie zmniejszenie liczby
wydawanych rekomendacji w latach 2015-2016 jest po-
chodna zmniejszonej liczby zleceh w sprawie oceny wnio-
skow o refundacie lekéw wplywajacych do Agenciji.
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W tym samym okresie $rednio mniej niz 4 reko-
mendacje wydane przez Prezesa byly pozytywne.
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Srednia nie odzwierciedla jednak istotnej zmiany,
ktéra nastgpita na poczatku roku 2015, kiedy $rednia liczba
pozytywnych rekomendacji w okresie 2015-2016 spadia
do okoto 1,5 rekomendacji miesiecznie. Powyzsza sytuacja
miala rowniez przelozenie na liczbe wnioskéw pozytywnie
rozpatrywanych w przypadku schorzen onkologicznych.
W analizowanym okresie Prezes Agencji wydat 88 reko-
mendaciji dla lekéw onkologicznych.
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Pozytywnych rekomendacji dla lekéw onkologicz-
nych Prezes AOTMIT wydat 45, czyli nieco wiecej niz co
drugi (51%) wniosek otrzymat pozytywna ocene. Uwa-
ge jednak zwraca istotna dysproporcjs miedzy latami
2013-2014, 5 2015-2016.
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Srednia liczba dni od rekomendaciji Prezesa
AOTMIT do objecia produktu refundacjg

Wyznacznikiem objecia produktu refundacja jest
data wejscia w zycie pierwszego obwieszczenia refunda-
cyjnego, w ktérym nowy produkt sie znalazt. Aby jednak
ten fakt sie dokonal, na poziomie Ministerstwa Zdrowia
whniosek o refundacje nowego leku musi zosta¢ poddany
kolejnym etapom procesu. Pierwszym z nich sg negocja-
cje cenowe miedzy podmiotem wnioskujacym o refunda-
cje a Komisja Ekonomiczna. W kolejnym Minister Zdrowia
zapoznaje sie z cala dokumentacja procesu i podejmuje
decyzje o wydaniu decyzji refundacyjne;.

Niepokojacym zjawiskiem jest wydluzanie czasu
miedzy data wydania rekomendacji Prezesa AOTMIT a ob-
wieszczeniem.

W 2016 roku zostaly wydane decyzje refundacyjne
dla kilkunastu produktéw, ktére rekomendacje prezesa AOT-
MIT uzyskaly w latach poprzednich, czyli proces rozpatrywa-
nia wniosku na poziomie Ministerstwa Zdrowia trwat bardzo
dugo. W przypadku analiz co do roku pojawianie sie w ob-
wieszczeniu dlugiego czasu przebywania produktow w swe-
gorodzaju ,zamrozeniu” obciaza lata 2016-2017. Nadmienié¢
nalezy jednak, ze na czas pomiedzy rekomendacjs a ob-
wieszczeniem wplyw moga mieé zardwno decyzje podej-
mowane przez Ministra Zdrowia, jsk i podmiot wnioskujacy
o refundacje. Niewatpliwie na czas ten wplywaja rowniez ter-
miny rozpatrywania wnioskdw o objecie refundacjg produktu
w ramach programéw lekowych. W ramach tych wnioskéw
postepowanie ulega wydtuzeniu o czas niezbedny na ustale-
nie tresci programu lekowego, przy czym takie przedluzenie
nie powinno przekroczy¢ 60 dni.

Wedtug ustawy refundacyjnej wniosek o objecie
produktu refundacja powinien by¢ rozpatrzony w ciagu 180
dni, a po uwzglednieniu przedtuzenia w zwiazku z ustala-
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Wykres 37 Srednis liczba dni od wydania
rekomendacji przez Prezess AOTMIT do
publikacji w obwieszczeniu MZ wg roku
pojawienia sie w obwieszczeniu.

Zrédho: Opracowanie wlasne na bazie
danych publikowanych w Biuletynie
Informacji Publicznych AOTMIT

i dat wejscia w zycie obwieszczen

refundacyjnych Ministra Zdrowia
2016 2017

niem programu lekowego — 240 dni. W tym $wietle nalezy
uznad, ze terminy rozpatrywania wnioskow sa przekraczane
(z zastrzezeniem, ze nie ma danych, ile postepowan bylo za-
wieszanych na wniosek firmy). Z punktu widzenia pacjenta
jest to zjawisko dalece niekorzystne, poniewaz jego koszty
(finansowe bad?Z zdrowotne| przesuwaja sie na pacjentow,
ktérzy w tym czasie nie maja dostepu do optymalnego le-
czenia w ramach publicznej ochrony zdrowia.

Od pierwszego obwieszczenia, ktdre weszlo z zycie
1 stycznia 2012 roku, do obwieszczenia, ktdre weszto w zycie
1 stycznia 2017 roku, refundacjg w ramach lekdw dostepnych
w aptekach objeto 64 nowe molekuly. Od lipca 2012 do
stycznia 2017 w katalogu chemioterapii pojawily sie 23 nowe
leki, 3 w tym samym czasie w programach lekowych pojawi-
lo sie 57 nowych lekdw. Wsrdd tych nowych lekéw objetych
refundacja w aptekach 8 produktéw byto produktami stoso-
wanymi w leczeniu choréb onkologicznych (triptorelinum,
degarelixum, busulfanum, chlorambucilum, melphalanum,
tioguaninum, exemestanum, cyclophosphamidum), a 25
nowych lekéw pojawito sie w programach lekowych (cri-
zotinibum, temsirolimusum, olaparibum, obinutuzumabum,
perfuzumabum, nivolumabum, pembrolizumabum, bren-
tuximabum vedotinum, dabrafenib, bexarotenum, afatinib,
ipilimumabum, axitinibum, lenalidomidum, bendamustinum
hydrochloridum, wemurafenib, pazopanibum, bevacizuma-
bum, cetuximabum, docetaxelum, erlotinibum, gefitynibum,
panitumumabum, pemetreksedum, trabectedinum).

W przypadku molekut onkologicznych odstepy
czasu, ktéry mijat od wydania rekomendacji przez Preze-
sa AOTMIT do publikacji w obwieszczeniu byly duzsze.
W tym ujeciu réznica dla roku 2016 wynosita 71 dni, a dla
lekdw, ktére zostal objete refundacja w styczniu 2017 roky,
$rednio byto to 89 dni diuzej.

W przypadku lekéw onkologicznych w 75% przy-
padkéw pozytywna decyzja Prezesa AOTMIT konczylas sie

433

2016 2017

Wykres 38 Srednis liczbs dni od wydania
rekomendacji przez Prezess AOTMIT do
publikacji w obwieszczeniu MZ wg roku
pojawienia sie w obwieszczeniu - tylko
produkty onkologiczne.

Zrédho: Opracowanie wlasne na bazie
danych publikowanych w Biuletynie
Informacji Publicznych AOTMIT

i dat wejcia w zycie obwieszczen

refundacyjnych Ministra Zdrowia
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objeciem produktu refundacjg. W 38% przypadkéw ne-
gatywnego stanowiska Prezesa AOTMIT Minister Zdrowia
byt odmiennego zdania i produkt zostat objety refundacja.
Co do powyzszych wynikdw nalezy zastrzec, ze nie ma
publicznie dostepnych informacji, ile postepowan z tych,
ktére nie pojawily sie w obwieszczeniach, jest w toky, a ile
definitywnie zostato juz zakonczonych. Stad tez wyniki po-
wyzsze nalezy traktowac jako przyblizone.

REKOMENDACJA PREZESA AOTMIT

Tabela 14 Zsleznos¢ miedzy typem rekomendacji
Prezesa AOTMIT & pojawieniem sie produktu

w obwieszczeniach refundacyjnych, 2012-2016,
wg zlecen na ocene wnioskow o refundacie leku
Zrédho: Opracowanie whasne na bazie danych
publikowanych w Biuletynie Informacji Publicznych
AOTMIT i dat wejécia w zycie obwieszczen
refundacyjnych Ministra Zdrowia (analiza
obejmuje okres 2012-2016, zmiana praktyki
wydawania rekomendacji przez Prezess AOTMIT
obserwowana od 2015 roku powoduje, ze wyniki
powyzszej analizy dla lat 2012-2014 i 2015-2016

moga sie istotnie réznic).

Biorac pod uwage przedstawione powyzej terminy
procedowania wnioskéw refundacyjnych na poszczegdl-
nych etapach procesu oraz terminy nakreslone w ustawie
refundacyjnej (180 dni, z opcja przedhuzenia do 240 dni przy
koniecznosci ustalenia zapiséw programu lekowego), nale-
2y uznad, ze sa one przekraczane, niemniej powody takiego
zjawiska moga leze¢ zarbwno po stronie agend rzadowych,
jak i po stronie podmiotdw wnioskujacych o refundacje.

Srednia liczba dni od publikacj
w obwieszczeniu do pojawienia sie
wydatkéw NFZ

Co do zasady, lek, ktéry zostat zamieszczony
w obwieszczeniu refundacyjnym mozna okresli¢ jako do-
stepny dla okreslonych populacji pacjentow. W praktyce
jednak w dniu wejscia w zycie obwieszczenia refundacyj-
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nego dla pacjenta dostepne sa jedynie produkty objete
refundacjg w aptekach otwartych. W przypadku lekow
dostepnych w katalogu chemioterapii i programach leko-
wych niezbedne jest przeprowadzenie przez NFZ dodat-
kowych czynnosci, ktére umozliwia szpitalom stosowanie
nowych lekéw (wpisanie leku do stownika produktow,
opublikowanie niezbednych zarzadzen Prezesa NFZ,
w przypadku nowych programéw lekowych rozpisanie
postepowan konkursowych|). To wszystko sktada sie na
przesuniecie dostepnosci leku dla pacjenta nawet o kilka
miesiecy.

Miesiac pojawienia sie wydatkéw refundacyjnych
po stronie NFZ moze z pewnym przyblizeniem by¢ trak-
towany jako moment udostepnienia terapii. Tak jak wcze-
$niej wspomniano, w przypadku lekow dostepnych dla pa-
cjentach w ramach refundacji aptecznej sa one dostepne
od dnia wejscia w zycie obwieszczenia refundacyjnego.
Z reguly pierwsze wydatki pojawiaja sie w pierwszym mie-
sigcu obowigzywania obwieszczenia. W przypadku lekdw
dostepnych w katalogu chemioterapii oraz nowych lekéw
dodawanych do programow lekowych czas omiedzy poja-
wieniem sie w obwieszczeniu a wystgpieniem pierwszych
wydatkow refundacyjnych NFZ wynosi okoto 1 miesiaca.
Dla lekéw dostepnych w nowych programach lekowych,
gdzie potrzebne jest przeprowadzenie postepowania kon-
kursowego na udzielania $wiadczen, czas ten $rednio wy-
nosi okoto 4 miesiecy, przy czym dostepnosé leku w po-
szczegdlnych oddziatach NFZ moze istotnie sie roznié.

Dla produktéw onkologicznych terminy udostep-
nienia terapii pacjentom sa zblizone do przedstawionych
powyzej $rednich terminéw w poszczegdlnych katego-
riach dostepnosci refundacyjne;.

Przyjrzyjmy sie nieco bardziej szczegdtowo kliku
produktom stosowanym w onkologii, ktére w ostatnim
czasie zostaly objete refundacja (nowe leki / leki z no-
wymi wskazaniami w onkologii z obwieszczen 07/2016-
01/2017, kolejnosé przedstawiania od ostatniego ob-
wieszczenia).

Lenalidomidum

Od obwieszczenia obowiazujacego od 1 stycznia
2017 lenalidomid jest refundowany w ramach progra-
mu lekowego ,leczenie pacjentéw z anemia zalezng od
przetoczen w przebiegu zespotdéw mielodysplastycznych
o niskim lub posrednim-1 ryzyku, zwiazanych z nieprawi-

Wykres 39 Srednis liczba miesiecy od publikacji
w obwieszczeniu MZ do pojawienia sie wydatkow
NFZ w podziale na strumienie finansowania (tylko
produkty wezesniej nierefundowane)

Zrédho: Opracowanie wiasne na bazie dat
wejscia w zycie obwieszczen refundacyjnych
Ministra Zdrowia i komunikatéw o wydatkach

ROGRAM LEKOWY refundacyjnych publikowanych przez NFZ.
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dlowoscia cytogenetyczng w postaci izolowanej delecji
5q (d46)” (jest to nowe wskazanie dla produktu, ktéry juz
wczesniej byt objety refundacjg w innym wskazaniu).

Do AOTMIT zlecenie na ocene wniosku o objecie
produktu refundacja trafito 14 stycznia 2015 roku (8/2015).
Po 75 dniach od przestania zlecenia, w dniu 30 marca Pre-
zes AOTMIT wydat negatywna rekomendacje do wniosku
o objecie refundacja.

Od przestania zlecenia do pojawienia sie w ob-
wieszczeniu, co jest wyrazem objecia produktu refundacja
mineto 718 dni (niemal réwno 2 lata).

Wismodegib

Wismodegib jest dostepny od stycznia 2017 w ra-
mach programu lekowego .leczenie chorych na zaawan-
sowanego raka podstawnokomérkowego skéry wismo-
degibem”.

Zlecenie na ocene wniosku o objecie refunda-
cja dla tego produktu i wskazania zostato przekazane do
AOTMIT w dniu 5 sierpnia 2015 roku (109/2015). W dniu
15 grudnia 2015 roku Prezes AOTMIT wydal negatyw-
na rekomendacje dla zlozonego wniosku. Proces oceny
whniosku w Agencji zajat wiec 132 dni.

Od zlecenia oceny wniosku do pojawienia sie pro-
duktu w refundacji mineto 515 dni (1 rok 5 miesiecy).

Paclitaxelum albuminatum (nab-paclitaxel)

Nab-paclitaxel jest dostepny od stycznia 2017 roku
w refundacji w ramach programu lekowego ,leczenie pa-
cjentdw z przerzutowym gruczolakorakiem trzustki”.

Zlecenie na ocene wniosku o objecie produktu refun-
dacja wplyneto do AOTMIT 20 sierpnia 2015 roku (118/2015).
Po 77 dniach od zgtoszenia Prezes AOTMIT, w dniu 5 listopa-
da 2015 roku wydat negatywna rekomendacje dla wniosku.

Pojawienie sie produktu w refundacji od 1 stycznia
2015 roku oznaczs, ze od zlecenia do wejicia w zycie ob-
wieszczenia mineto 500 dni (1 rok 5 miesiecy).

Ruxolitinibum

Molekuta ruxolitinibum jest dostepna w refundacji
od 1 stycznia 2017 roku we wskazaniu ,leczenie mielofi-
brozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtbrnej w przebiegu
czerwienicy prawdziwej i nadplytkowosci samoistnej”.

Pierwsze zlecenie na ocene wniosku o objecie pro-
duktu refundacja tego produktu i w tym wskazaniu zostalo
przekazane do AOTMIT w dniu 5 marca 2014 (47/2014).
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Po 68 dniach, 12 majs 2014 roku Prezes AOTMIT wydat
pozytywna rekomendacje dla zlozonego wniosku refun-
dacyjnego.

W dniu 19 maja 2015 roku do agencji ponownie trafito
zlecenie Ministra Zdrowia z pro$ba o ocene wniosku o obje-
cie produktu refundacja, w tym samym wskazaniu (135/2016).
Réwniez pozytywna rekomendacja Prezesa AOTMIT zostata
wydana po 78 dniach, w dniu 5 sierpnia 2016 roku.

Od przestania drugiego zlecenia do AOTMIT do
objecia produktu refundacjg mineto 227 dni. Jesli jednak po
uwage wezmiemy pierwsze zlecenie przekazane do AOT-
MIT, to proces od zlecenia oceny wniosku do objecia pro-
duktu refundacja trwat 1033 dni (niemal 2 lata i 10 miesiecy).

Crizotinibum

Produkt jest dostepny w refundaciji od obwieszczenia
obowiazujacego od 1 listopada 2016 roku w ramach progra-
mu lekowego ,leczenie niedrobnokomérkowego raka pluca”.

W dniu 13 czerwca 2016 roku do AOTMIT wplyne-
lo zlecenie Ministra Zdrowia z prosba o ocene ztozonego
whniosku o objecie produktu refundacja (151/2013). W dniu
9 wrzesnia 2013 roku, po 88 dniach od wplyniecia zlece-
nia, Prezes AOTMIT wydal negatywna rekomendacje.

Od wplyniecia do AOTMIT zlecenia do objecia
produktu refundacja mineto 1237 dni (nieco ponad 3 lata
i 4 miesiace).

Temsirolimusum

Lek jest objety refundacja od obwieszczenia obo-
wigzujacego od 1listopada 2016 roku w ramach programu
lekowego ,leczenie raka nerki”.

Zlecenie na ocene wniosku o objecie produktu re-
fundacja w powyzszym wskazaniu wplyneto do AOTMIT
w dniu 20 marca 2013 roku (042/2013). Po 68 dniach,
27 maja 2013 roku, Prezes AOTMIT wydat negatywna re-
komendacje dla analizowanego wniosku.

W dniu 3 kwietnia 2015 roku Minister Zdrowia skiero-
wat do AOTMIT zlecenie z pro$ba o zapoznanie sie z nowy-
mi analizami HTA dla tego danego leku (58/2015). Niestety,
na stronach AOTMIT brak jest dokumentacji podsumowuja-
cej wynik przeprowadzonych przez Agencje analiz.

Od przekazania zlecenia o ocene wniosku o re-
fundacje do pojawienia sie produktu w refundacji mineto
1322 dni (3 lata i 7 miesiecy).

Olaparibum

Produkt jest dostepny w refundacji od 1 wrzesnia
2016 roku w ramach programu lekowego .leczenie pod-
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trzymujace olaparybem chorych na nawrotowego platy-
nowrazliwego zaawansowanego raka jajnika, raka jajowo-
du lub pierwotnego raka otrzewnej".

Zlecenie na ocene wniosku o objecie produktu re-
fundacja trafito do AOTMIT 11 stycznia 2016 roku (2/2016).
Po 81 dniach od wplyniecia zlecenia, 1 kwietnia 2016 roku
Prezes AOTMIT wydal negatywna rekomendacje dla zto-
zonego wniosku.

Produkt pojawit sie w obwieszczeniu 1 wrzesnia
2016 roku, co oznacza, ze od zlecenia do objecia produk-
tu refundacja uptyneto 234 dni (niemal 8 miesiecy).

Lanreotidum

Wraz z obwieszczeniem obowigzujgcym od Twrzesnia
2016 zostaly rozszerzone wskazania do stosowania produktu.
Rozszerzona zostata dostepnosé leku w ramach wykazu ap-
tecznego i chemioterapii o leczenie guzéw neuroendokryn-
nych zoladkowo-jelitowo-trzustkowych GEP-NET G i czesci
G2 (index Ki67 do maksymalnie 10%) srodkowej czesci praje-
lita, trzustki, po wykluczeniu ognisk pierwotnych w koncowej
czesci prajelita, u dorostych pacjentéw z nieoperacyjnymi gu-
zami miejscowo zaawansowanymi lub z przerzutami.

Zlecenie z prosba o ocene wniosku o objecie pro-
duktu refundacja w dodatkowym wskazaniu wplyneto do
AOTMIT w dniu 18 stycznia 2016 roku (55/2016, wniosko-
wana kategoria dostepnosci refundacyjnej obejmowata
katalog chemioterapii). W dniu 18 marca 2016 roku, po
60 dniach od wplyniecia zlecenia Prezes AOTMIT wydal
pozytywna rekomendacje do ztozonego wniosku.

Proces od wplyniecia zlecenia do pojawienia sie
produktu z wnioskowanym wskazaniem w refundacji trwat
227 dni (niemal 8 miesiecy).

Trastuzumabum (forma podskérna)

Lek zawierajacy trastuzumabum w formie podskér-
nej zostat objety refundacja od 1lipca 2016 roku i zostat do-
laczony do programu lekowego ,leczenie raka piersi”

Zlecenie o ocene wniosku o objecie refundacja
tego produktu zostato przekazane do AOTMIT w dniu
11 marca 2014 roku (50/2014). Po 69 dniach od wplyniecia
zlecenia, 19 maja 2014 roku Prezes AOTMIT wydal pozy-
tywna rekomendacje dla ocenianego wniosku.

Pomiedzy wplynieciem zlecenia a pojawieniem
sie produktu w refundacji uplynely 843 dni (2 lata
i 4 miesiace).

Rituximabum (forma podskérna)

Lek zawierajacy rituximabum w formie podskér-
nej zostat objety refundacjg od 1 lipca 2016 roku i zostat
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dolaczony do programu lekowego ,leczenie chtoniakéw
ztosliwych”.

Pro$ba o ocene wniosku o objecie refundacja tego
produktu wplyneta do AOTMIT 28 sierpnia 2014 roku
(201/2014). Negatywna rekomendacja Prezesa AOTMIT
zostata wydana 3 listopada 2014 roku, czyli po 67 dniach.

Lek pojawit sie w refundacji 1 lipca 2016 roku, czyli
po 673 dniach od przekazania zlecenie o ocene do Agen-
cji (1 rok i 10 miesiecy).

Obinutuzumabum

Ominutuzumabum zostal objety refundacja ob-
wieszczeniem obowiazujacym od 1 lipca 2016 roku w ra-
mach programu lekowego ,leczenie przewleklej biataczki
limfocytowej obinutuzumabem”.

Zlecenie z pro$ba o ocene wniosku o refundacje
dla obinutuzumabum wplyneto do Agencji 7 kwietnia
2015 roku. Po 90 dniach, 6 lipca 2015 roku Prezes AOT-
MIT przedstawit negatywna rekomendacje dla produktu.

Lek pojawit sie w obwieszczeniu refundacyjnym po
451 dniach (1rok i 3 miesigce) od przekazania zlecenia do
AOTMIT.

Pertuzumabum

Lek zwiersjacy substancje czynna pertuzumabum
pojawit sie w obwieszczeniu refundacyjnym obowiazuja-
cym od 1lipca 2016 roku i zostat dotaczony do istniejace-
go programu ,leczenie raka piersi”.

Pierwszy wniosek o objecie produktu refundacja
w leczeniu zaawansowanego raka piersi zostal zlozony
przez producenta w 2013 roku. W dniu 3 listopada 2013
roku zlecenie oceny wniosku o objecie refundacja zostato
przekazane do AOTMIT (334/2013). Prezes Agencji w dniu
17 grudnia 2013 roku - po 43 dniach od zlecenis - przed-
stawit pozytywna rekomendacje dla ocenianego wniosku.

W dniu 3 marca 2014 roku do Agencji wplyneto
zlecenie 43/2014, w ktérym Minister Zdrowia zwrdcit sie
o wykonanie ,analiz w zakresie wplywu na budzet platni-
ka publicznego w przypadku objecia refundacjag produktu
leczniczego oraz dokonanie analiz z podziatem na koszty
bezposrednie wynikajace z refundacji substancji czynnych
oraz koszty posrednie”. Dokumenty podsumowujace reali-
zacje tego zlecenia nie sg dostepne na stronach AOTMIT.

W dniu 27 pazdziernika 2015 roku do Agencji zo-
stato przekazane kolejne zlecenie Ministra Zdrowia o oce-
ne wniosku o objecie refundacjg pertuzumabum. Tym
razem, po 64 dniach prac nad analiza przekazanego ma-
teriatu, w dniu 30 grudnia 2015 roku Prezes Agencji przed-
stawit negatywna rekomendacje.
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Pertuzumabum pojawit sie w obwieszczeniu re-
fundacyjnym obowigzujacym od 1 lipca 2016 roku. Od
ostatniego zlecenia uptyneto 248 dni, lecz od pierwszego
zlecenia, ktére wplyneto do AOTMIT mineto 970 dni, czyli
2 lata i 8 miesiecy.

Pembrolizumabum

Pembrolizumabum zostato wprowadzone do re-
fundacji w obwieszczeniu wchodzgcym w zycie od 1lipca
2016 w ramach programu lekowego .leczenie czerniaka
skéry lub blon sluzowych”.

Pierwsze zlecenie na ocene wniosku o objecie
produktu refundacja wplyneto do AOTMIT z Ministerstwa
Zdrowia 15 wrzesnia 2015 roku {130/2015). Zlecenie to zo-
stato jednak wycofane pismem z 17 wrzesnia 2015.

Kolejna prosba o dokonanie oceny wniosku o obje-
cie refundacja pembrolizumabu zostato przekazane Agenciji
w dniu 3 listopada 2015 roku (148/2015). W dniu 7 stycznia
2016 roku Prezes Agencji przedstawit rekomendacje nega-
tywna dla objecia produkiu we wnioskowanym wskazaniu
([program lekowy .leczenie czerniaka skory lub blon $luzo-
wych pembrolizumabem”), ale jednoczesnie rekomendowat
objecie produktu refundacja pod warunkiem stworzenia jed-
nego programu lekowego, ktéry by obejmowat wszystkie,
na éw czas, finansowane terapie zaawansowanego czernia-
ka (nowa grupa limitowa dla inhibitoréw PD-1).

Od dnia przestania drugiego zlecenia, ktére w tym
przypadku powinno by¢ traktowane jako poczatek proce-
su, do objecia pemrolizumabu refundacja mineto 241 dni
(8 miesiecy).

Nivolumabum

Lek z substancja czynna nivolumabum zostat za-
mieszczony w obwieszczeniu refundacyjnym obowigzuja-
cym od 1lipca 2016 w ramach programu lekowego ,lecze-
nie czerniaka skéry lub blon $luzowych”.

Ministerstwo Zdrowia przekazato do Agencji zle-
cenie o ocene wniosku o objecie refundacja 5 listopada
2015 roku. W dniu 8 stycznia 2016 (po 64 dniach) Prezes
Agencji przedstawit rekomendacje analogiczna jak przyto-
czona powyzej dla pembrolizumabu.

Od przestania zlecenia do Agencji do wejicia
w zycie obwieszczenia mineto 239 dni (8 miesiecy).

Crisantaspasum

Molekula crisantaspasum zostata objeta refundacja
w obwieszczeniu obowiazujacym od 1lipca 2016 roku w ra-
mach katalogu chemioterapii we wskazaniu ostra bialaczka
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limfoblastyczna w przypadku stosowania w skojarzeniu z in-
nymi chemioterapeutykami w leczeniu pacjentow, gtdéwnie
pediatrycznych, u ktdrych wystapits nadwrazliwosé na pe-
gylowang L-asparaginaze pochodzaca z E. coli.

Zlecenie oceny wniosku o objecie refundacja
zostato przekazane do Agencji w dniu 8 stycznia 2016
(1/2016). Pozytywna rekomendacja zostata wydane po 76
dniach od wplyniecia zlecenia (24 marca 2016 roku).

Produkt w obwieszczeniu refundacyjnym znalazt
sie po 175 dniach (6 miesiacach) od przekazania zlecenia
oceny wniosku do Agencji.

Jak widaé z powyzszych przykladdw, czas potrzeb-
ny na objecie produktu refundacja w Polsce istotnie rdzni
sie w poszczegdlnychi przypadkach.

Sposréd przedstawionych przykladédw najkrétszy
czas na przeprowadzenie etapdw postepowania we wska-
zanym zakresie wnidst niespetna 0,5 roku. Na przeciwnej
stronie skali s produkty, dla ktérych przejscie przez proces
trwato ponad 3,5 roku.
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mczas od zlecenia oceny wniosku o objecie produktu
refundacjg do obwieszczenia (dni)

Wykres 40 Liczba dni miedzy przekazaniem
przez Ministra Zdrowia pierwszego zlecenia
oceny wniosku o objecie refundacja danego
produktu w okreslonym wskazaniu do Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji do
wejscia w zycie obwieszczenia refundacyjnego,
w kiérym nowy lek, lub nowe wskazanie wystapito
po raz pierwszy.

Zrédho: Opracowanie wlasne na bazie dat
wejscia w zycie obwieszczen refundacyjnych
Ministra Zdrowia i komunikatéw o wydatkach

refundacyjnych publikowanych przez NFZ.
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Standardy
ferapeutyczne

Odpowiedzia na tego typu pytania moga by¢ ba-
dania obserwacyjne prowadzone w roznych osrodkach na
catym $wiecie. Badania takie sa z reguly realizowane z za-
chowaniem wszelkich zasad umozliwiajacych statystyczng
ocene poczynionych obserwacji. Jednak zréznicowanie
charakterystyki badanych populacji, réznice w protoko-
lach badawczych, konieczno$é analizowania statystyczne-
go opisu znalezisk oraz mnogo$é tego typu badan realizo-
wanych w ciagu lat powodujg, ze pojedynczy lekarz nie jest
w stanie zapanowad nad nattokiem informacji i dokonaé jej
syntezy. Czesto tez, po prostu, nie ma dostepu do zrédet
oraz, bedac zajety pacjentami i problemami codziennej
walki o ich zdrowie i zycie, nie ma czasu na przegladanie
wielu doniesien naukowych.

Aby wyjs¢ naprzeciw oczekiwaniom lekarzy
i wspomdc ich w podejmowaniu decyzji, jak i czym le-
czyé pacjentdw, opracowywane sa standardy medyczne
(wytyczne medyczne, wytyczne terapeutyczne, wytyczne
postepowania, standardy postepowania itp.).

Standardy medyczne to spisane zbiory zalecen,
ktére moga sie odnosi¢ do wszystkich elementéw procesu
diagnostyczno-terapeutyczno-rehabilitacyjnego w dane;j
dziedzinie medycyny, najczesciej w okreslonej jednost-
ce chorobowej lub grupie chordb. Standardy moga wiec
obejmowaé tematy dzisten profilaktycznych, czyli, co
zrobi¢ i jak zapobiegaé, aby choroba nie wystapita. Moga
opisywa¢, jakie badania nalezy wykonaé, aby chorobe
zdiagnozowad, obserwowal jej postep lub ocenié sku-
teczno$¢ leczenia. Standardy medyczne moga tez opisy-
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wac, jakie opcje terapeutyczne mozna w danej chorobie
zastosowal (np. leki, operacjs, radioterapia), u jakich pa-
cjentéw odniosa one skutek, w jakiej kolejnosci je stoso-
waé, aby osiagnac najlepszy efekt, a w przypadku lekow
- w jakich dawkach je podawaé.

Standardy medyczne sa opracowywane zwykle
przez towarzystwa naukowe, zespoly ekspertéw w po-
szczegdlnych dziedzinach medycyny - najczesciej w for-
mie zbioru zalecen, wytycznych lub rekomendacji. Nie sa
one prawem, nie ma wiec obowigzku ich stosowania. Jed-
nak biorac pod uwage, ze:

P powstaja na podstawie najnowszej wiedzy medycznej,

P informacje w nich zawarte sa esencja wiedzy ogdlno-
Swiatowe] spotecznosci lekarzy zajmujacych sie dana
jednostka chorobows,

P bazuja na dodwiadczeniach wyniesionych z leczenia se-
tek, jesli nie tysiecy pacjentéw,

to nalezy je uznaé za cenna wskazdwke w codziennej pra-

cy kazdego lekarza.

Standardy medyczne sa opracowywane réwniez
dla choréb nowotworowych.

W Polsce standardy postepowania w chorobach
onkologicznych zostaly opracowane przez Polskie To-
warzystwo Onkologii Klinicznej w 2013 roku (,Zalecenia
postepowania diagnostyczno-terapeutycznego w no-
wotworach ztosliwych” sa dostepne pod adresem http:
//onkologia.zalecenia.med.pl/). Niektére ze standardéw
zostaly zaktualizowane w latach 2014 i 2015. Pomimo ze
opracowania te powstaly niedawno, to jednak dynamicz-
nie zmienisjaca sie wiedza medyczna w obszarze choréb
nowotworowych oraz pojawianie sie na rynku nowych
opcji terapeutycznych powoduja, iz w przypadku niektd-
rych zagadnien mogly one straci¢ na aktualnosci.

Do wiodacych osrodkéw zajmujacych sie opraco-

wywaniem standardow w zakresie onkologii naleza Natio-
nal Comprehensive Cancer Network (NCCN, www.nccn.

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



org) w USA oraz European Society For Medical Oncology
(ESMO, www.esmo.org).

NCCN to stowarzyszenie non-profit, w ktérym dzia-
la 27 wiodgcych amerykanskich osrodkéw onkologicznych.
Celem stowarzyszenia jest podnoszenie jakosci i efektywno-
$ci opieki nad pacjentami onkologicznymi, tak aby mogli sie
cieszy¢ lepsza jakoscia zycia. Aby sprostaé tak ambitnemu
zadaniu, korzystajac z bogatego doswiadczenia zaréwno
naukowego, jak i klinicznego swoich cztonkéw, NCCN przy-
gotowuje opracowania, ktére stanowia cenng wskazdwke
zaréwno dla pacjentéw, lekarzy, jak i podmiotéw bedacych
ptatnikami za $wiadczenia medyczne.

Jednym z rodzajéw dokumentéw opracowywanych
przez NCCN sg Wytyczne Praktyki Klinicznej (NCCN Clinial
Practice Guidelines in Oncology). Cecha charakterystyczna
wytycznych NCCN jest ich czestodé aktualizacji —zasada,
aby nadazy¢ za szybko zmieniajaca sie wiedza w obszarze
onkologii, sa one aktualizowane niemal natychmiast po wy-
stapieniu istotnego wydarzenia. Efektem jest pojawianie sie
w ciagu roku kilku aktualizacji do wytycznych dotyczacych
okredlonego schorzenia. Czesto$¢ aktualizacji wytycznych
powoduje, iz opracowania NCCN mozna uznaé za odzwier-
ciedlenie najnowszej wiedzy medycznej.

ESMO jest wiodaca europejska organizacja spe-
cjalizujaca sie w medycynie onkologicznej. W jej ramach
dziata 15 tys. specjalistéw z ponad 130 krajéw. ESMO jest
traktowane w Europie jako organizacja referencyjna w za-
kresie edukacji i informacji z obszaru onkologii. Zbiorowym
wysitkiem cztonkéw organizacji podejmowane sa dziatania,
ktérych celem jest nieustanne podnoszenie standardéw
postepowania klinicznego w chorobach onkologicznych.
Wyrazem takich dziatai sa publikowane przez ESMO Wy-
tyczne Praktyki Klinicznej (ESMO Clinical Practice Guide-
lines). Dokumenty opracowywane przez ESMO podlegaja
regularnej aktualizacji, biora réwniez pod uwage sytuacje
rejestracyjna produktéw na rynku europejskim (czes¢ lekdw
moze by¢ juz zarejestrowana w okreslonym wskazaniu me-
dycznym na rynku amerykanskim, a na rynku europejskim
moga by¢ jeszcze niedostepne). Wytyczne ESMO sa wiec
dobrym europejskim wyznacznikiem najnowszych opcji te-
rapeutycznych i schematéw ich stosowania.

W Polsce istotnymi parametrami wplywajacymi na
wybor terapii, ktére w poszczegdlnych chorobach nowo-
tworowych zostang zaproponowane pacjentom, sa: refun-
dacja sama w sobie (kwestia dostepnosci cenowej lekdw
dla pacjenta) oraz zasady udostepnienia leku jako refun-
dowanego obowiazujace w poszczegdlnych strumieniach
finansowania.

Krétko znaczenie refundacji dla lekéw innowacyj-
nych w onkologii mozna sprowadzi¢ do nastepujacych
stwierdzen:

P jesli lek onkologiczny dostepny dla pacjenta w aptece
nie bedzie refundowany, to prawdopodobnie jedynie
znikoma grupa pacjentéw bedzie mogta pozwoli¢ sobie
na jego zakup;

P jesli lek onkologiczny stosowany w lecznictwie zamknie-
tym (w szpitalach) nie bedzie refundowany, to zaden
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szpital takiego leku nie kupi i nie poda go pacjentowi, bo

bedzie to zbyt duze obciazanie dla jego finansow;

za$ zasady udostepniania lekéw mozna podsumowaé na-

stepujaco:

P lek onkologiczny dostepny z refundacjg w aptekach
otwartych moze by¢ zastosowany zgodnie z wiedzg me-
dyczna u kazdego pacjents, ktérego choroba pokrywa
sie z zakresem wskazan objetych refundacjg (uwaga: za-
kres wskazan objetych refundacjg moze by¢ mniejszy /
wiekszy niz zakres wskazan rejestracyjnych);

P lek onkologiczny dostepny w ramach katalogu che-
mioterapii moze by¢ zastosowany zgodnie z wiedza
medyczng u kazdego pacjenta, ktérego choroba wy-
stepuje na liscie wskazan objetych refundacja dla danej
substancji czynnej (uwaga: zakres wskazan objetych re-
fundacja moze byé mniejszy / wigkszy niz zakres wska-
zan rejestracyjnych);

P lek onkologiczny dostepny w ramach programéw leko-
wych moze by¢ zastosowany:

D>u pacjents, ktéry posiada okreslone jednostki cho-
robowe, spehia okre$lone wymagania co do stanu
klinicznego oraz znajduje sie na okre$lonym etapie
procesu terapeutycznego,

D> leki objete programem moga byé zastosowane na
etapie procesu terapeutycznego, ktéry zostat okre-
$lony w opisie programu lekowego.

Aby méc poréwnaé dostepnosé polskiego pacjen-
ta do innowacyjnych terapii lekowych, niezbedne zatem
staje sie poréwnanie zasad, na jakich poszczegdlne leki sa
udostepniane z refundacja w Polsce w poréwnaniu z naj-
nowszymi dostepnymi wytycznymi w danych jednostkach
chorobowych.

Ponizej przedstawiamy takie poréwnanie. Zostato
ono przygotowane z zastosowaniem nastepujgcej meto-
dologii:

P Pod uwage w analizie byly brane substancje czynne,
ktére zostaly zarejestrowane w ramach procedury cen-
tralnej, znajduja sie w wykazach dostepnych na stro-
nie EMA i wiréd zarejestrowanych wskazan posiadsja
wskazanie w danym nowotworze (dostep do baz EMA
wg stanu na dzien 2017-02-03).

P Zostaly zarejestrowane w roku 2004, lub pdzniej.

P Co do zasady znajduja sie w klasach terapeutycznych
LO1i LO2 klasyfikacji ATC wg WHO.

P Ocenie podlegaly nastepujace obszary terapeutyczne
(dziesie¢ guzdw litych oraz dziesieé chordb hematoon-
kologicznych o najwiekszej liczbie zgondw wedtug da-
nych Krajowego Rejestru Nowotwordw):
> Guzy lite:

» Nowotwér ztosliwy oskrzela i phuca

» Nowotwér ztosliwy piersi

» Nowotwér ztodliwy gruczotu krokowego

» Nowotwér ztodliwy jelita grubego

» Nowotwér ztodliwy pecherza moczowego

» Nowotwér ztodliwy odbytnicy (rozpatrywany razem
z nowotworami jelita grubego)

» Nowotwdr ztosliwy trzonu macicy

» Nowotwér ztodliwy zotadka

» Nowotwér ztosliwy nerki

» Nowotwér ztosliwy jajnika
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> Hematoonkologia:

» Przewlekia biataczka szpikowa

» Ostra biataczka szpikowa

» Czerwienica prawdziwa (rozpatrywany jsko nowo-
twory mieloproliferacyjne),

» Nadplytkowosé samoistna (rozpatrywany jako nowo-
twory mieloproliferacyjne),

» Pierwotna mielofibroza (rozpatrywany jako nowotwo-
ry mieloproliferacyjne)

» Przewlekia biataczka limfocytowa

» Chioniaki rozlane z duzych komérek B

» Szpiczak plazmocytowy/szpiczak mnogi

» Chioniak Hodgkina

» Chioniaki nie-Hodgkina

» Ostra biataczka limfoblastyczna

Dla obszaréw terapeutycznych wyrdznionych w po-
wyzszym zestawieniu kursywa:

P nie zidentyfikowano lekdw, ktére w ramach wskazan
rejestracyjnych posiadalyby wskazanie do stosowania
w danej jednostce chorobowej,

P lub zidentyfikowane leki nie spetniaty kryterium czasu
[rejestracje wezedniejsze niz 2004 rok).

Przytoczone w opisach przyktady ograniczen w tera-
pii nie wyczerpuja tematu utrudnien w dostepie pacjenta do
danego leku. Niewatpliwie réwniez specjalisci z danego ob-
szaru terapeutycznego praktycznie zajmujacy sie pacjentami
beda w stanie wskazad istotnie wiecej zapisdw rdznicujacych
warunki podania leku w ramach wymagan refundacyjnych
w stosunku do aktualnej wiedzy medyczne;j.
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Nowotwory zlosliwe oskrzela i ptuc (NSCLC i SCLC)

Sposréd 14 lekédw zarejestrowanych w Europie ze Gtdéwne ograniczenia w zakresie dostepnosci dla
wskazaniami do stosowania w nowotworach ztosliwych | lekéw objetych refundacja w Polsce dotycza linii leczenia.
oskrzeli i ptuc niemal wszystkie znajduja sie w aktualnych | Praktycznie we wszystkich przypadkach leki zaznaczone
wytycznych zardwno NCCN, jak i ESMO. W Polsce jedy- | jeko .dostepne z ograniczeniami” wedlug wytycznych
nie dwa leki sa refundowane zgodnie z wytycznymi ESMO | moga by¢ stosowane réwniez na innych etapach proce-
oraz NCCN. Bez refundacji w tych wskazaniach pozostato | su leczniczego niz te, w ktérych lek jest dopuszczony do
8 preparatow. stosowania w Polsce wedtug zapisu programu lekowego.

pemetrexed
bevacizumab

erlotinib

< N <<

gefitinib

everolimus

crizotinib

S

afatinib

N N <

nintedanib
ramucirumab
ceritinib
nivolumab

pembrolizumab

N S <<

osimertinib mesylate

AN N S Y S

necitumumab
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fulvestrant
bevacizumab
lapatinib
everolimus
eribulin

pertuzumab

frastuzumab emtansine

palbociclib

7% D

Nowotwor ztosliwy piersi

Sposréd 8 lekdw zarejestrowanych w Europie ze
wskazaniami do stosowania w nowotworach piersi wszyst-
kie znajduja sie w standardach NCCN, a 7 z nich jest
uwzglednionych w wytycznych ESMO. W Polsce mniej niz
potowa lekéw jest dostepnych zgodnie ze standardem, za$
5 sposréd 8 lekdw nie jest objetych refundacja.

Fulvestrant jest objety refundacja w ramach katalo-
gu chemioterapii. Nowotwory zlosliwe piersi znajduja sie
na wykazie kodéw ICD-10 przypisanych w katalogu do tej
molekuly, stad jego stosowanie pozostaje w petnej gestii
lekarza prowadzacego.

RSO S T N S N N
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> Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych
w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

W przypadku lapatynibu zapisy programu roznia
sie od wytycznych NCCN. Standard ESMO wskazuje na
mozliwo$é zastosowania lapatynibu u wybranych pacjen-
tek w ramach terapii antyHER2 zamiast trastuzumabu,
podczas gdy w programie lekowym podanie lapatynibu
moze wystapi¢ u pacjentek leczonych uprzednio trastuzu-
mabem.

Zapisy programu lekowego zezwalaja na zastoso-
wanie pertuzumabu u pacjentek, u ktdrych leczenie miej-
scowe (chirurgia, radioterapia) jest nieskuteczne lub trwale
niemozliwe do zastosowania. W przypadku wytycznych
zarébwno NCCN, jak i ESMO, pertuzumab moze by¢ stoso-
wany w terapii przed wykonaniem zabiegu operacyjnego.
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degarelix
cabazitaxel

abiraterone

enzalutamide

radium Ra223 dichloride

Nowotwor ztosliwy gruczotu krokowego

Sposréd 5 lekdw zarejestrowanych w Europie ze
wskazaniami do stosowania w nowotworach gruczotu
krokowego i znajdujacych sie w wytycznych jedynie jeden
jest refundowany zgodnie ze wskazaniami ujetymi w mie-
dzynarodowych standardach. Jeden kolejny jest dostepny
z ograniczeniami, a 3 nie sg objete refundacja w Polsce.

Degarelix jest dostepny dla pacjentéw w ramach
refundacji w aptekach otwartych we wskazaniu: zaawanso-
wany hormonozalezny rak gruczotu krokowego. W stan-

(SR S S S

5

Nowotwor ztosliwy jelita grubego i odbytnicy

Sposréd 7 lekdw zarejestrowanych w Europie, kté-
re posiadasja wskazania do stosowania w nowotworach
jelita grubego i odbytnicy, wszystkie sa uwzglednione
w standardach terapeutycznych NCCN i ESMO.

Zaden z tych lekéw nie jest finansowany w Polsce
zgodnie ze standardami. 4 z 7 lekéw nie sg objete refun-

cetuximab v v v
bevacizumab v v v
panitumumab v v v
aflibercept v v
regorafenib v Vi
ramucirumab v v
N -

7 7 7 0 3
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dardach NCCN i ESMO jest jednym z elementow tera-
pii przeciwandrogenowej (androgen deprivation therapy,
ADT) stanowiacej element algorytméw terapeutycznych
w leczeniu nowotwordw gruczotu krokowego.

W przypadku abirateronu program lekowy dopusz-
cza jego podanie pacjentom z progresja choroby w trak-
cie lub po chemioterapii z udziatem docetaxelu. Wedhug
standardéw dopuszczone jest stosowanie leku niezaleznie
od wczedniejszego podania docetaxelu.

dacja w analizowanym wskazaniu, a mozliwos¢ stosowania
3 pozostatych jest ograniczona w stosunku do standardéw.
Zarbwno wytyczne NCCN, jak i ESMO dopuszczaja sto-
sowanie tych lekéw w | linii leczenia, podczas gdy zapisy
programu lekowego zezwalaja na ich podanie w Il lub Il
linii leczenia.

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce
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Nowotwor ztosliwy zoladka

Od 2004 roku zostaly w Europie zarejestrowane
2 nowe leki, ktére wg wskazan rejestracyjnych maja za-

ramucirumab, zostat uwzgledniony w standardach. W Pol-
sce nie jest on objety refundacja.

stosowanie w terapii nowotwordw zoladka. Jedne z nich,

tegafur / gimeracil /
oteracil

ramucirumab v v

2 1 1 0 0

Nowotwor ztosliwy nerki

Rejestracje w Europie z wskazaniami do stosowa-
nia w raku nerki otrzymato 10 lekdw. Wszystkie znajduja sie
w wytycznych NCCN, a 9 z 10 znajduje sie w wytycznych
ESMO. W Polsce 4 z 10 lekow nie sa objete refundacja
w analizowanym wskazaniu, a tylko dwa z nich sa dostepne
zgodnie ze standardami ESMO (w poréwnaniu z wytycz-
nymi NCCN zaden z lekéw nie jest dostepny zgodnie ze
standardem).

Pozostatych 6 lekow moze byé stosowanych, jed-
nak ich podanie podlega ograniczeniom w stosunku do
standardéw. Zapisy programu lekowego ograniczaja moz-
liwo$é podania dostepnych lekéw tylko pacjentom u kté-

1 0 0

rych utkanie nowotworu nerki w ponad 60% lub wiecej
posiada komponente jasnokomdrkowa (wyjatkiem jest
temsirolimus). Standardy dopuszczaja podawanie tych le-
kéw rowniez w przypadku nowotwordw nerki innych niz
rak jasnokomdrkowy.

W przypadku temsirolimusu uwage zwraca zrdzni-
cowanie w traktowaniu stanu sprawnosci pacjenta okresla-
nego wg skali Karnofsky'ego. Wg zapiséw programu lek
mozna podaé pacjentom o stanie sprawnosci rownym lub
wiekszym niz 60, podczas gdy standard NCCN wskazu-
je jako grupe pacjentéw dla tego leku tych, u ktérych ten
wskaznik jest nizszy lub réwny 70.

bevacizumab v v

sorafenib v v v v

sunitinib v v v v

temsirolimus v Vi Vv _

everolimus v v v v

pazopanib v v v v

axitinib J J J ]

nivolumab v Vi _

lenvatinib v

cabozantinib v v _
10 10 9 0 6 2 4 3
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Nowotwor ztosliwy jajnika

Wsréd nowych lekéw zarejestrowanych od 2004
roku w Europie znajduja sie 3 leki, ktére wedhug zarejestro-
wanych wskazan maja zastosowanie w nowotworach jajnika.

Trabectedin nie wystepuje w algorytmach NCCN
i ESMO, przy czym nalezy zaznaczyé, ze w dokumentach
ESMO pojawia sie informacja o trwajacych badaniach kli-
nicznych, ktérych wyniki pozwolg na ocene roli, jakg pre-
parat moze odgrywaé w terapii tego nowotworu.

Wymagania zapiséw programu lekowego dla beva-
cizumabu i olaparibu bardziej odpowiadajg wytycznym
terapeutycznym europejskim.  Wytyczne amerykanskie
dopuszczajg bowiem stosowanie bevucizumabu we wcze-

$niejszych stadiach zaawansowania nowotworu, czego nie
ma w wytycznych europejskich.

Uwage w zapisach programu lekowego zwraca
kryterium, wedtug ktérego pacjentka kwalifikowana do le-
czenia bevacizumabem lub olaparibem powinna posiada
stezenie hemoglobiny we krwi wigksze lub réwne 10,0 g/d|,
przy czym norma dla zdrowej kobiety jest 11,5-16,0 g/dl. Po-
tencjalnie moze to by¢ wiec kryterium trudne do spetnienia
przez duza grupe pacjentek z nowotworami jajnika.

BTN / o
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Nowotwor zlosliwy pecherza moczowego

Vinflunina zostata zarejestrowana przez EMAw 2009
we wskazaniu rak przejsciowokomdrkowy drég moczowych
zaawansowany lub z przerzutami. Rekomendacje do leczenia
vinfluning wystepuja jedynie w wytycznych ESMO. W Polsce
substancja ta nie jest reflundowana.
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dasatinib
nilotynib
ponatinib

bosutynib

Przewlek}a bialaczka szpikowa (CML)

W Europie od 2004 roku zostaly zarejestrowane
3 leki, ktorych wskazania rejestracyjne obejmuja przewle-
ki biataczke szpikowa. Wszystkie wystepuja w wytycznych
opracowanych przez NCCN, a jeden ponatinib, nie jest
ujety w wytycznych ESMO (co moze wynikaé z faktu, ze dla
CML wytyczne ESMO zidentyfikowane w trakcie projektu
pochodzily z 2012 roku). Zaden z lekéw nie jest dostepny
zgodnie z wytycznymi zaréwno ESMO, jak i NCCN.

Dasatinib jest dostepny dla pacjentéw, ktérzy zo-
stang zakwalifikowani do programu lekowego. Zapisy

v v

v v v
v

v
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Ostra biataczka szpikowa (AML)

Sposréd trzech lekédw zarejestrowanych w Euro-
pie i posiadajacych wskazanie rejestracyjne w leczeniu

ostrej biataczki szpikowej dwa sa dostepne w wytycznych
NCCN i ESMO.

Molekuta azacitidine jest w Polsce dostepna w ra-
mach katalogu chemioterapii. Wskazang jednostka choro-
bowa, w ktérej lek moze byé zastosowany, jest ostra bia-
laczka szpikowa (AML) z 20-30% blastéw i wieloliniowa

programu wykluczaja jego zastosowanie w pierwszej linii
leczenia. Ta linia leczenia jest dostepna w przypadku wy-
tycznych terapeutycznych NCCN i ESMO.

Sytuacja refundacyjna oraz wytyczne dla nilotynibu
prezentuja sie analogicznie jsk w przypadku dasatinibu.

Bosutynib ujety jest jedynie w wytycznych opraco-
wanych przez NCCN. W Polsce nie jest on refundowany.

v v

v
2 0 2

dysplazja, zgodnie z klasyfikacja Swistowej Organizad;i
Zdrowia (WHO), u dorostych pacjentéw niekwalifikuja-
cych sie do przeszczepienia krwiotwdrczych komorek ma-
cierzystych.

Molekuta decitabine nie jest objeta refundacja
w analizowanym wskazaniu.

histamine dihydrochloride
azacitidine v v
decitabine v v
3 2 2 1 0 1 1 0 1
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Nowotwory mieloproliferacyjne (czerwienica prawdziwa,
nadplytkowos¢ samoistna, pierwotna mielofibroza)

Azacytydyna jest dostepna w ramach katalogu
chemioterapii, jednak wskazania do jej stosowania nie od-
powiadajg analizowanemu obszarowi terapeutycznemu.

Y

Ruxolitinib jest dostepny od 1 stycznia 2017 roku
w ramach programu ,leczenie mielofibrozy pierwotnej
oraz mielofibrozy wtérnej w przebiegu czerwienicy praw-
dziwej i nadplytkowosci samoistnej”.

v

Przewlek}a biataczka limfocytowa (CLL)

Sposréd 5 produktdéw zarejestrowanych w Euro-
pie ze wskazaniami w przewleklej biataczce limfocytowej
w wytycznych NCCN znalazly sie wszystkie, a w wytycz-
nych ESMO 4 z 5 lekéw.

W Polsce zaden lek nie jest dostepny zgodnie ze stan-
dardem, a refundacja w rozpatrywanym wskazaniu jest objety

v A

2 2 1 1 0

jeden lek z ograniczeniami — obinutuzumab. Zgodnie z za-
pisami programu lekowego leczenie obinutuzumabem jest
mozliwe w przypadky, kiedy pacjent wezesniej nie byt leczony
z powodu przewleklej bistaczki limfocytowej, co w stosunku
do wytycznych NCCN oraz ESMO jest ograniczeniem, gdyz
wg tych wytycznych lek moze by¢ stosowany zaréwno w | linii
leczenia, jak i w przypadku leczenia nawrotéw choroby.

ofstumumsb / / v o
obinutuzumab Vv Vv v %
idelalisib % % _ _
ruin / / v v
venetoclax v _

5 5 4 0 1 4 0 1 3

Chloniaki rozlane z duzych komérek B

Obecnie zaden z lekéw specyficznie zarejestrowa-
nych w leczeniu chtoniakéw rozlanych z duzych komérek
B nie jest refundowany w Polsce.

pixantrone dimaleate

ibritumomab tiuxetan v

2 1 0 0 0
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Szpiczak plazmocytowy / Szpiczak mnogi (MM)

Z 10 substancji czynnych zarejestrowanych w le- | fundacja (jedynie thalidomid nie jest refundowany). Zakres
czeniu szpiczaka mnogiego 7 nie jest w Polsce refundo- | refundacji dla tych substancji umozliwia ich stosowanie
wanych. Nalezy jednak zwréci¢ uwage na istotna réznice | zgodnie ze standardami ESMO.

w liczbie substancji czynnych dostepnych w leczeniu szpi-
czaka w wytycznych NCCN i ESMO. W poréwnaniu do
standardu ESMO 3 z 4 substancji sa w Polsce objete re-

bortezomib
daratumumab
elotuzumab
panobinostat
pomalidomide
carfilzomib
dexamethasone
ixazomib

lenalidomide

D N S N N U S

thalidomide
10

o
IS
N

Chioniak Hodgkina (HL)

Zapisy programu lekowego w zakresie leczenia | najszybsze uwzglednianie warto$ciowych opcji terapeu-
brentuximabem pacjentéw z nawrotowym lub opornym | tycznych w wytycznych tej organizacji, bowiem nivolumab
na leczenie chtoniakiem ziarniczym odpowiadaja zapisom | otrzymat rejestracje w tym wskazaniu w maju 2016 roku.
wytycznych.

Uwzglednienie nivolumabu w wytycznych NCCN
dla leczenia chtoniaka Hodgkina jest wyrazem staran o jak

brentuximab vedotin

nivolumab \/

2 2 1 1 0 1 1 0 0
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Chloniaki nie-Hodgkina (NHL)

W Europie od 2004 roku zostaly zarejestrowane
3 leki ze wskazaniami do stosowania w chtoniakach innych
niz Hodgkina, przy czym 2 z nich znalazly sie w wytycz-
nych NCCN i jeden w wytycznych ESMO.

Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL)

W bazie EMA znaleziono 8 molekut, ktére zostaly
zarejestrowane od 2004 roku i we wskazaniach refunda-
cyjnych dotycza ostrej biataczki limfoblastyczne;.

Wszystkie leki znajduja sie w wytycznych NCCN.
W wytycznych ESMO w przypadku blinatumomabu
zostala zamieszczona informacja, ze lek jest aktualnie
w trakcie oceny.

Sposrdd 8 lekdw 3 nie sa objete refundacja w Pol-
sce. Zdecydowana wiekszo$¢ pozostatych (4 z 5) jest objeta
refundacja w ramach katalogu chemioterapii i nie ma ogra-
niczen co do mozliwosci zastosowania ich u pacjenta.

W przypadku dasatinibu standardy umozliwiaja
szersze zastosowanie leku niz wynika to z zapiséw progra-
mu lekowego.

<~ N X<

I&&&&&&&&

> Raport

marzec 2017

> Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce 83

> Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych
w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej



84

Powyzsza analiza pozwala stwierdzié, ze w poréwnaniu
ze standardami zaréwno NCCN, jak i ESMO, dostepnosé
opcji terapeutycznych dla pacjentow w Polsce jest ograni-
czona. Wynika ona z:

P braku refundacji dla wielu substancji czynnych, ktére
wytyczne obejmuja i uwzgledniaja w algorytmach po-
stepowania;

P ograniczen wprowadzanych na poziomie szczegdto-
wych zapiséw programu lekowego, ktére powoduja:

D> wykluczenie mozliwosci podania lekdéw we wezesniej-
szych liniach leczenia,

D> wykluczenia mozliwosci podania leku w kolejnych li-
niach leczenia w przypadku braku efektu w schemacie
terapeutycznym, w jakim lek byt podawany wczesniej.

Uwage zwracaja réwniez szczegdtowe opisy stanu
pacjenta oraz wynikdw badan diagnostycznych i labo-
ratoryjnych, ktére musza by¢ spelnione, aby pacjent byt
zakwalifikowany do leczenia w ramach programéw leko-
wych. Az tak szczegdtowe zapisy nie wystepuja z reguly
w standardach, w zwiazku z czym nie jest mozliwe ocenie-
nie, na ile przyjete parametry sg zgodne z aktualng wiedza
medyczng i w zwigzku z tym zasadne podczas kwalifikacji
pacjents, a na ile sa wykorzystywane jako element ograni-
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czajgcy wielkosé populacji pacjentdw, u ktdrych leczenie
moze by¢ stosowane.

Poréwnujac standard terapeutyczny dostepny w ra-
mach leczenia ze $rodkéw publicznych nalezy zauwazyé, ze:
P w stosunku do standardu NCCN:

D> mniej niz potowa opcji terapeutycznych (37/82) jest
w ogble dostepna dla polskich pacjentow;

D> mniej niz co piata opcja terapeutyczna (14/82) jest
dostepna zgodnie z aktualnym standardem;

D> pozostate sa dostepne z ograniczeniami (23/82).

P w stosunku do standardu ESMO:

D> niewiele wiecej niz potowa opcji terapeutycznych
(37/68) jest w ogdle dostepna dla polskich pacjentéw;

D> mniej niz co trzecia opcja terapeutyczna (18/68) jest
dostepna zgodnie z aktualnym standardem;

> pozostate s dostepne z ograniczeniami (19/68).

Dostepno$¢ do innowacyjnych lekéw onkologicznych w Polsce



Nowotwér ztosliwy
oskrzela i pluc
[NSCLC i SCLC)

Nowotwor ztosliwy piersi
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Nowotwér ztosliwy jelita
grubego

Nowotwér ztosliwy
odbytnicy

Nowotwoér ztosliwy
zoladka

Nowotwoér ztosliwy nerki

Nowotwér ztosliwy
jajnika

Nowotwoér ztosliwy
pecherza moczowego

Przewlekta biataczka
szpikowa (CML)

Ostra biataczka szpikowa
(AML)

Nowotwory mieloproli-
feracyjne

Przewlekta biataczka
limfocytowa (CLL)

Chloniaki rozlane
z duzych komérek B

Szpiczak plazmocytowy
(MM)

Chioniak Hodgkina
Chiloniaki nie-Hodgkina

Ostra biataczka limfobla-
styczna (ALL)
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Standard mniej akfualny - liczby zostaly wyszarzone. W przypadku standardéw o takiej samej aktualnoéci pod uwage do poréwnania zostat wziety standard ESMO
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Komentarz prawny

Wprowadzenie

Dostep pacjentéw onkologicznych do skutecznej
terapii opartej na aktualnej wiedzy medycznej jest szcze-
gdlnie istotny. Choroby nowotworowe stanowia bowiem
w wiekszosci bezposrednie i realne zagrozenie zycia. Brak
odpowiedniego leczenia, zaréwno nowoczesnej dia-
gnostyki, jak i dostepu do potrzebnych produktdéw lecz-
niczych, uniemozliwia efektywna walke z choroba, a tym
samym ogranicza konstytucyjne prawo do ochrony zdro-
wia gwarantujgce réwne traktowanie pacjentéw z réznymi
schorzeniami.

Co istotne, poszczegdlne choroby nowotworowe
dziela sie na wiele podtypdw, wynikajacych z réznej mu-
tacji gendw, w zwiazku z czym pacjenci onkologiczni wy-
magaja zindywidualizowanego podejscia, szczegdtowej
diagnostyki i dostepu do bezpiecznej i skutecznej terapii.

Ponadto, leczenie onkologiczne charakteryzuje sie
wysokim stopniem dolegliwosci zwigzanych z przeprowa-
dzaniem chemio- czy radioterapii, zatem stosowane pro-
dukty powinny by¢ najefektywniejsze w danej odmianie
choroby i zapewniaé skuteczna z nia walke.

Opracowywane sa coraz bardziej zaawansowane
terapie onkologiczne, ktére czesto wiaza sie z wysokimi
kosztami, w szczegdlnosci gdy dana odmiana nowotworu
jest rzadka i nie dotyka duzej populacji pacjentow.

Nalezy przy tym podkreslié, iz wyrazone w Kon-
stytucji prawo do ochrony zdrowia polega na réwnym
dostepie do $wiadczen bez wzgledu na rodzaj choroby,
na ktdra cierpi pacjent. Zatem dostep do odpowiedniego
leczenia powinien zostaé zapewniony zaréwno w choro-
bach powszechnych, jak i tych rzadkich badz ultrarzad-
kich. Jednoczesnie kwestia matej populacji pacjentéw
czy wysokich kosztéw terapii nie powinna prowadzi¢ do
nieuzasadnionego ograniczenia dostepu do niezbedne-
go leczenia.
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Doprecyzowanie prawa do ochrony zdrowia, m.in.
w ustawie o prawach pacjenta czy ustawie o zawodach le-
karza i lekarza dentysty, wskazuje, ze stosowane leczenie
powinno odpowiada¢ aktualnej wiedzy medycznej. Obo-
wigzkiem lekarza jest zatem wybranie sposréd dostepnych
terapii najodpowiedniejszego leczenia, na podstawie swo-
jej wiedzy i doswiadczenia. Niedopuszczalne jest przy tym
stosowanie metod i srodkéw przestarzatych badz nieefek-
tywnych, jezeli s3 one powszechnie zastepowane innymi
metodami leczenia.

Pacjent ma prawo oczekiwaé, ze zastosowana te-
rapia bedzie odpowiednia dla jego stanu zdrowia i dosto-
sowana do jego potrzeb. Jednoczesnie powinien zostaé
poinformowany przez lekarza o alternatywnych metodach
leczenia, jezeli takie wystepuja, oraz mie¢ mozliwosé do-
konania $wiadomego wyboru rodzaju stosowanej terapii.

W celu zapewnienie odpowiedniej terapii dla pa-
cjentdw onkologicznych nalezy rozwazyé podejicie za-
pewniajace dostep do skutecznych technologii oraz wpro-
wadzenie mechanizmdw systemowych umozliwisjacych
monitorowanie udzielanych $wiadczen i ocene ich efek-
tywnosci. W szczegdlnosci nalezy wskazaé obszary, w kté-
rych obecne regulacje nie zapewniaja petnego poszano-
wania prawa do ochrony zdrowia m.in. w zakresie terapii
choréb rzadkich i ultrarzadkich, opdznienia dostepu do
przystugujacych $wiadczen czy indywidualnego dostepu
w wyjatkowych sytuacjach do lekdw niezarejestrowanych
badz nierefundowanych.

Wprowadzenie odpowiednich przepiséw praw-
nych ma stuzyé stworzeniu narzedzi pozwalajgcych w jak
najdoskonalszy sposdb zapewnié¢ odpowiednie leczenia
oraz realizowaé prawo pacjenta do odpowiedniej opieki
i rbwnego traktowania.
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Najwazniejsze akty prawne
regulujace dostep pacjentow do terapii

W polskim systemie prawnym znajduja sie akty od-
noszace sie do ochrony zdrowia. Regulacje obejmujg za-
réwno prawa i obowiazki pacjentéw, w szczegdlnosci w za-
kresie przystugujacych im $wiadczen, jak réwniez zasady
organizacji systemu opieki zdrowotnej. W5réd najwazniej-
szych aktéw prawnych regulujacych dostep pacjentéw do
terapii nalezy wskazaé:

P Konstytucja Rzeczypospolitej Polskiej z dnia 2 kwietnia
1997 r. (Dz.U. Nr 78, poz. 483 ze zm.; http://isap.sejm
.gov.pl/DetailsServlet?id=WDU19970780483);

P Ustawa z dnia 5 grudnia 1996 r. o zawodach lekarza i le-
karza dentysty (Dz.U. z 2017 r. poz. 125; http://isap.sejm
.gov.pl/DetailsServlet?id=WDU19970280152);

P Ustawa z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceu-
tyczne (Dz.U.z 2016 1. poz. 2142 ze zm.; http://isap.sejm
.gov.pl/DetailsServleteid=WDU20011261381);

P Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opie-
ki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
(Dz.U. z 2016 1. poz. 1793 ze zm.; http://isap.sejm.gov
.pl/DetailsServletzid=WDU20042102135);

P Ustawa z dnia 6 listopada 2008 r. o prawach pa-
cjenta i Rzeczniku Praw Pacjenta (Dz.U. z 2016 1. poz.
186 ze zm.; http://isap.sejm.gov.pl/DetailsServleteid
=WDU20090520417);

P Ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, $rod-
kéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywienio-
wego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2016 r. poz.
1536 ze zm.; http://isap.sejm.gov.pl/DetailsServletid
=WDU20111220696).

Prace Ie,qislacane uwzgledniajace dostep
pacjentow onkologicznych do terapii

W trakcie pisania komentarza (luty 2017 r.) tocza
sie prace legislacyjne, ktérych celem jest zwiekszenie do-
stepnosci i jakosci $wiadczen zdrowotnych. W przypadku
zmian istotnych z punktu widzenia dostepu do leczenia
pacjentéw cierpiacych na choroby nowotworowe nalezy
wskazaé na zmiany dotyczace m.in. ustawy o refundacji
oraz zmiany dotyczace organizacji opieki nad pacjentami
onkologicznymi.

Ponizej wskazana zostata lista najwazniejszych
zmian prawnych wplywajacych na dostep pacjentéw on-
kologicznych do terapii:

P Projekt ustawy o zmianie ustawy o refundacji lekdw,
srodkéw spozywcezych specjalnego przeznaczenia zy-
wieniowego oraz wyrobéw medycznych oraz niektérych
innych ustaw (numer z wykazu: UD125; http:/legislacja
rcl.gov.pl/projekt/12290204) - tzw. duza nowelizacja
ustawy o refundacji.

Najwazniejsze zmiany objete projektem:

D> wprowadzenie budzetu na refundacyjny tryb roz-
wojowy, stanowigcego dodatkowe $rodki w postaci
dotacji celowej, ktére beda przeznaczone na po-
krycie czesci kosztow lekdw dotychczas nierefun-
dowanych;
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D>wprowadzenie definicji wskazania ultrarzadkiego i od-
rebnych zasad obejmowania refundacjg lekdw stosowa-
nych we wskazaniach ultrarzadkich. Wskazanie ultrarzad-
kie zostato zdefiniowane jako stan kliniczny wystepujacy
nie czesciej niz u jednej osoby na 50 tys. mieszkancow na
terytorium RP lub Unii Europejskiej. W postepowaniach
refundacyjnych dla lekdw stosowanych we wskazaniach
ultrarzadkich, ktére nie posiadaja refundowanego odpo-
wiednika, beda miaty zastosowanie odrebne wymagania
- nastapi wylaczenie obowiazku przedstawiania analizy
ekonomicznej, zamiast ktérej nalezy zalaczyé uzasad-
nienie ceny. Dodatkowo w takim przypadku nie bedzie
miato zastosowania kryterium efektywnosci kosztowej;

D> wprowadzenie nowych zasad ustalania tresci progra-
moéw lekowych, zwigkszajacych elastycznosé rozsze-
rzania programu lekowego o nowe produkty. Opis
programu lekowego nie bedzie stanowit zatgcznika
do poszczegdlnych decyzji, zamiast tego w decyzji
wskazywana bedzie nazwa programu i warunki stoso-
wania danego leku w tym programie. Natomiast opis
programu lekowego bedzie wskazany w tresci ob-
wieszczenia refundacyjnego na podstawie informacji
wskazanych w poszczegdlnych decyzjach.

P Projekt ustawy o zmianie ustawy o $wiadczeniach opie-
ki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
oraz niektérych innych ustaw (numer z wykazu: UATS;
http://legislacja.rcl.gov.pl/projekt/12283610) -  tzw.
mata nowelizacja ustawy o refundaciji.

Najwazniejsze zmiany objete projektem:

> wprowadzenie ratunkowego dostepu do technologii
lekowych, polegajacego na sfinansowaniu lekdw, ktd-
re sa dopuszczone do obrotu i dostepne na rynkuy, ale
nie sa finansowane ze $rodkdéw publicznych w danym
wskazaniu, w przypadku uzasadnionej i wynikajacej
ze wskazan aktualnej wiedzy medycznej potrzeby
zastosowania tego leku przy wyczerpaniu wszystkich
mozliwych do zastosowania w tym wskazaniu refun-
dowanych technologii medycznych, jezeli jest to nie-
zbedne dla ratowania zycia i zdrowia pacjentéw.

P Projekt zalozen do projektu ustawy o jakosci w ochronie
zdrowia i bezpieczenstwie pacjenta (numer z wykazu:
ZD7; http://legislacja.rcl.gov.pl/projekt/12294407).

Projekt obejmuje zatozenia do przyszlych roz-

wiazan w zakresie:

D> autoryzacji podmiotdw wykonujacych dziatalnosé
lecznicza (system autoryzacji);

> systemowego monitorowania zdarzer niepozadanych
[system monitorowania zdarzen niepozadanych);

D> prowadzenia przez szpitale wewnetrznych systemdw
monitorowania jakosci i bezpieczenstwa;

> monitorowania klinicznych wskaznikéw jskosci;

D> prowadzenia rejestrow medycznych do celéw oceny
jakosci;

D> zwiekszenia znaczenia systemu akredytacji w ochro-
nie zdrowia.

P Projekt ustawy o zmianie ustawy o systemie informaciji
w ochronie zdrowia oraz niektérych innych ustaw (nu-
mer z wykazu; UD82, http://legislacja.rcl.gov.pl/pro-
jekt/12288551)
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Najwazniejsza zmiang objeta projektem jest
usprawnienie prowadzenia rejestréw medycznych.

P Rzadowy projekt ustawy o zmianie ustawy o $wiadcze-
niach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw pu-
blicznych (numer druku: 1098; http: /sejm.gov.pl/Sejm8
.nsf/PrzebiegProc.xspenr=1098.

Najwazniejsze zmiany objete projektem:

D> wprowadzenie zmian w karcie DiLO, w tym wprowa-
dzenie nowego wzoru karty DiLO i zintegrowanie da-
nych zawartych w karcie DILO z system informatycz-
nym NFZ do obstugi karty DiLO;

[>rezygnacja ze znaczgcej liczby obowiazkdw sprawoz-
dawczych;

D> zobowiazanie Ministra Zdrowia do ogloszenis,
w drodze obwieszczenia, wytycznych (standardéw)
postepowania w zakresie diagnostyki i leczenia on-
kologicznego oraz opracowywania miernikdw oceny
prowadzenia diagnostyki i leczenia onkologicznego;

D> rezygnacja z wyodrebnienia wielodyscyplinarnego
zespotu terapeutycznego, planujgcego i koordynuja-
cego proces leczenia.

Problem pacjentéw z dostepem do terapii

Analizujgc problem zwiazany z dostepem pacjen-
tow do terapii nalezy réwniez wzigé pod uwage ograni-
czenia prawne, ktére w obecnym systemie refundacji
moga negatywnie wplywaé na zaopatrzenie pacjentow
w nowoczesne leki. W zwigzku z kompleksowoscia tego
zjawiska oraz iloscig procedowanych obecnie aktow praw-
nych skupilismy sie na najwazniejszych w naszej ocenie za-
gadnieniach, wirdd ktérych nalezy wymienié:

P kryterium efektywnosci kosztowej oraz jego wplyw na
proces udostepniania terapii onkologicznych;

P programy lekowe oraz uprawnienia Ministra Zdrowia do
podejmowania decyzji refundacyjnych;

P stan wprowadzenia rejestréw medycznych monitoruja-
cych efektywno$é leczenis;

P czas od podjecia decyzji refundacyjnej do faktycznego
udostepnienia terapii;

P umozliwienie dostepu do nowoczesnych lekéw przed
rejestracja (tzw. Compassionate Use);

P zapewnienie ratunkowego dostep do lekdw.

Kry’rerlum efektywnosci kosztowej oraz
o wplyw na proces udostepniania terapii
ologlcznyc

Jednym z kryteriéw objecia danego produkiu re-
fundacja jest wskazana w art. 12 ust. 13 ustawy o refunda-
cji wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku
zycia skorygowanego o jsko$¢, ustalonego w wysoko-
Sci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto na jednego
mieszkanca. Stanowi on pewna miare stosowana do oce-
ny terapii, polegajaca na oszacowaniu kosztu terapii za-
pewniajacego przezycie pacjenta przez kolejny rok, przy
okreslonym poziomie jakosci tego zycia. Oznacza to, ze
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odpowiednio wyliczony prog efektywnosci terapii wynosi
125 955 zi, zatem jezeli koszt leczenia przekracza wskaza-
ny prég, kryterium pozostaje niespetnione.

Przedmiotowe kryterium jest rowniez brane pod
uwage w trakcie negocjacji z Komisjg Ekonomiczna. Jedno-
cze$nie ustawa o refundacji pozostawia pewng swobode
Ministrowi Zdrowia w podejmowaniu decyzji refundacyjnych
- wskazuje jedynie kryteria, ktére nalezy uwzglednié, nie pre-
cyzujac skutkdw niespetnienia poszczegdlnych z nich.

Wskazany w ustawie o refundacji prég ma na celu
zabezpieczenie wydatkéw platnika publicznego. Takie
rozwiazanie nie réznicuje oceny terapii stosowanych w le-
czeniu chordb powszechnych (np. cukrzycy) oraz choréb
rzadkich i ultrarzadkich. W przypadku tych ostatnich koszt
leczenia jest zazwyczaj bardzo wysoki. Wynika to przede
wszystkim z niewielkiej populacji pacjentéw i tym samym
matego zapotrzebowania na produkt leczniczy. W zwiaz-
ku tym zjawiskiem producent ustala wysoka cene rynko-
wa leku na podstawie kosztéw opracowania technologii,
przeprowadzenia badan klinicznych i produkg;ji.

Jednoczesnie regulacje na poziomie Konstytugji
RP oraz ustaw gwarantuja sprawiedliwy i réwny dostep
do $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanej ze $rodkéw
publicznych. Ponadto, ustawa o prawach pacjenta zapew-
nia kazdemu prawo do $wiadczen zdrowotnych odpowia-
dajacych wymaganiom aktualnej wiedzy medycznej.

Wysokie koszty terapii czesto prowadza do ogra-
niczenia dostepu wielu chorym. Moga oni nie mieé¢ moz-
liwosci leczenia, w szczegdlnosci gdy nie wystepuja alter-
natywne formy terapii, a choroba stanowi bezposrednie
zagrozenie zycia. Dotyczy to rowniez terapii stosowanych
w leczeniu nowotwordw ztosliwych, ktére wraz z poste-
pem nauki obejmuja niewielkie grupy pacjentéw.

W polskim porzadku prawnym brakuje obecnie
definicji choroby rzadkiej i ultrarzadkiej. W obecnie pro-
cedowanej tzw. duzej nowelizacji ustawy o refundacj
pojawia sie propozycja zdefiniowania wskazania ultrarzad-
kiego jako stanu klinicznego wystepujacego nie czesciej
niz u jednej osoby na 50 tys. mieszkancdw na terytorium
RP lub Unii Europejskiej. Ponadto, tzw. duza nowelizacja
zaktada wprowadzenie odrebnych elementéw postepo-
wania refundacyjnego w przypadku lekow stosownych we
wskazaniach ultrarzadkich. Jak wskazuja autorzy projektuy,
regulacja kwestii wskazanych lekéw ma sie odbywaé na
zasadzie rownosci i umozliwi¢ dostep do terapii nawet
przy mniejszej efektywnosci kosztowej. Wsrdd rozwiazan
Zaproponowano ograniczenie uzasadnienia wniosku w za-
kresie analizy ekonomicznej w przypadku braku refundo-
wanego odpowiednika i zastapienie tego obowiazku je-
dynie przedstawieniem uzasadnienia ceny. Jednoczesnie
w takim przypadku wylaczone ma zostaé kryterium progu
efektywnosci. Tym samym koszt terapii nie bedzie stanowit
bezposredniej przestanki do odmowy objecia danego leku
refundacja. Ponadto, leki nieposiadajace refundowanych
odpowiednikéw, oprocz finansowania w ramach standar-
dowego budzetu refundacyjnego, beda mogly by¢ doto-
wane z budzetu na refundacyjny tryb rozwojowy.
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Programy lekowe oraz uprawnienia
Ministra Zdrowia do podejmowania
decyzji refundacyjnych

Obecnie w przypadku pojawienia sie nowego leku
wiaczenie go do juz istniejgcego programu moze nastre-
czaé pewnych trudnosci. Z tego wzgledu rozwaza sie wdro-
zenie rozwigzania, ktére mogtoby utatwi¢ dostep pacjentéw
do terapii dzigki uelastycznieniu ustalania tresci programéw
lekowych. W zwigzku z tym nalezy pozytywnie ocenié pro-
pozycje wskazang w duzej nowelizacji, ktéra wprowadza
zasadnicze zmiany w ustalaniu tresci programdw lekowych.

Obecnie tre$¢ programu stanowi zatacznik do de-
cyzji refundacyjnych dla produktow, ktdre zostaty zakwalifi-
kowane do danego programu. Oznacza to, ze zmiana tresci
programu lekowego wymaga zmiany poszczegdlnych de-
cyzji za zgoda ich adresatéw. Zatem brak zgody chociazby
jednego z adresatow uniemozliwia zmiane treci programu.

Ograniczone mozliwosci modyfikacji tresci progra-
moéw sa szczegblnie uciazliwe, jezeli ktérys z elementéw
programu, np. warunki kwalifikacji, nie odpowiada aktual-
nej wiedzy medycznej. Tym samym pomimo koniecznosci
zmiany tresci, jest ona znaczgco utrudniona. Zmiana w usta-
laniu tresci programéw lekowych zostata wskazana w tzw.
duzej nowelizacji. Projekt zaklads, ze w decyzji refundacyj-
nej bedzie wskazywana jedynie nazwa programu lekowego
oraz warunki stosowania danego produktu w ramach pro-
gramu w formie zalacznika do decyzji. Zatem tre$¢ progra-
mu lekowego bedzie stanowita zbiér zalacznikéw do decy-
zji i bedzie publikowana w obwieszczeniu refundacyjnym.

Stan wprowadzania rejestrow medycznych
monitorujacych efektywnos¢ leczenia

W krajowym systemie ochrony zdrowia brakuje
efektywnie funkcjonujacych narzedzi umozliwisjacych gro-
madzenie oraz przetwarzanie danych dotyczacych udzie-
lanych $wiadczeh zdrowotnych. Uzyskanie wskazanych
informacji jest niezbedne do monitorowania oraz oceny
jokosci oraz efektéw opieki nad pacjentami. Zgromadzone
dane moga réwniez byé uwzgledniane w podejmowaniu
decyzji o finansowaniu ochrony zdrowia dzieki preferowa-
niu o$rodkéw uzyskujacych wyzsze wskazniki jakosciowe,
m.in. w zakresie bezpieczenstwa czy skutecznosci terapii.
Uzyskane informacje moglyby byé dostepne publicznie,
nie tylko dla Ministra Zdrowia. W zwiazku z powyzszym za
zasadny nalezy uznaé postulat tworzenia jawnych, udo-
stepnianych publicznie rejestréw, np. za posrednictwem
stron internetowych odpowiednich organdw.

Problem zwiazany z funkcjonowaniem rejestréw
medycznych zostat dostrzezony przez Ministra Zdrowia.
W zwiagzku z powyzszym procedowana jest obecnie noweli-
zacja ustawy o systemie informacji w ochronie zdrowia, maja-
ca usprawni¢ prowadzenie rejestréw. Projekt obejmuje m.in.
usytuowanie administratora danych na poziomie podmiotu
prowadzacego rejestr, obowiazek outsourcingu w zakresie
obstugi technicznej systemdw teleinformatycznych, zobo-

Raport > Dostep pacjentéw onkologicznych do terapii lekowych

marzec 2017 w Polsce na tle aktualnej wiedzy medycznej

wiazanie do nieodplatnego przekazywania danych z reje-
strow Ministrowi Zdrowia czy ustalenie zasad finansowania.

Wskazane zmiany, w duzej mierze techniczne, maja
za zadanie usprawnié funkcjonowanie rejestrow, natomiast
kwestia korzystania z uzyskiwanych danych w celu kreowa-
nia odpowiedniej polityki zdrowotnej jest przedmiotem
zatozen do projektu ustawy o jakosci w ochronie zdrowia
i bezpieczenstwie pacjenta. W zamierzeniu ustawa ma sta-
nowi¢ kompleksowa regulacje wdrazajaca rozwigzania re-
alizujace priorytety polityki zdrowotnej w obszarze jakosci,
w szczegolnosci w zakresie:

P autoryzacji  podmiotéw wykonujacych dzialalno$é
lecznicza,

P systemowego monitorowania zdarzen niepozgdanych,

P prowadzenia przez szpitale wewnetrznych systemdw
monitorowania jakosci i bezpieczenstwa,

P monitorowania klinicznych wskaznikdw jakosci,

P prowadzenia rejestréw medycznych do celéw oceny
jakosci,

P zwickszenia znaczenia systemu akredytacji w ochronie
zdrowia.

Zmiany te maja skutkowaé poprawa skutecznosci
diagnostyki i leczenia oraz udoskonaleniem praktyki kli-
nicznej dzieki systematycznemu monitorowaniu i ewalu-
acji. Ponadto ma zostaé uzyskana poréwnywalno$é osrod-
kéw pod wzgledem skutecznosci i jakosci oraz mozliwosé
wprowadzenia finansowego motywowania do podnosze-
nia poziomu udzielanych $wiadczen. W zatozeniach wska-
zano rowniez, ze wyniki dotyczace skutecznosci i jakosci
maja by¢ udostepniane opinii publiczne;j.

W szczegdlnosci zatozenia przewiduja utworzenie
Agencji do Spraw Jakosci Opieki Zdrowotnej i Bezpieczen-
stwa Pacjenta, ktéra ma powstaé w ramach Centrum Mo-
nitorowania Jakosci w Ochronie Zdrowia. Ponadto szcze-
gdlna role maja petni¢ odpowiednie rejestry tworzone
i prowadzone do celéw oceny jskosci, ktére maja umoz-
liwi¢ ocene jakosci $wiadczen zdrowotnych w warunkach
rzeczywistych, w tym ocene sposobu postepowania, tech-
nologii medycznych czy stosowanych produktéw leczni-
czych i wyrobdw medycznych.

Tworzenie poszczegdlnych rejestréw i wiaczanie
do nich pacjentéw bedzie opierato sie na kryteriach obe;j-
mujacych:

P okreslone rozpoznanie, stan chorobowy (rodzaj scho-
rzenia, rodzaj diagnostyki),

P poddanie okreslonej terapii okre$lonemu postepowaniu
(rodzaj opieki),

P zastosowanie okreslonego produktu leczniczego lub
wyrobu medycznego.

Do rejestrow powinni zostaé zgtoszeni wszyscy
pacjenci o danej charakterystyce, niezaleznie od zrédia
finansowania $wiadczen.

Na obecnym etapie - zatozen do projektu ustawy
- proponowane zmiany sg dos¢ ogdlnikowe i trudno okre-
sli¢, jaki bedzie ostateczny ksztatt regulacji. Po publikacji
projektu mozliwa bedzie ocena, czy zbierane dane beda
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publikowane oraz czy wprowadzone zostang rozwigzania
techniczne umozliwiajace efektywny dostep pacjentéw do
tych danych, w celu wyboru optymalnego o$rodka i terapii
w danej chorobie.

Czas od wydania decyzji refundacyjnej
do faktycznego udostepnienia terapii

Podjecie decyzji refundacyjnej przez Ministra
Zdrowia nie jest jednoznaczne z udostepnieniem pacjen-
tom onkologicznym potrzebnej terapii. Z powodu obo-
wiazujgcych przepisdéw oraz praktyki urzedéw proces ten
zajmuje od kilku do kilkunastu tygodni.

Celem rozpoczecia leczenia w ramach program
lekowego, ktéry nie jest zakontraktowany przez poszcze-
gdlne Oddzialy Wojewddzkie Narodowego Funduszu
Zdrowia na dzien objecia leku refundacja, konieczne jest
spetnienie wszystkich nastepujacych warunkow:

P wydanie nowelizacji zarzadzenia Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia w sprawie okredlenia warunkow za-
wierania i realizacji uméw w rodzaju leczenie szpitalne
w zakresie programy zdrowotne (lekowe),

P wydanie nowelizacji rozporzadzenia Ministra Zdrowia
w sprawie szczegdlowych kryteriow wyboru ofert,

P kontraktowanie $wiadczen przez poszczegdlne Oddzia-
ty Wojewddzkie NFZ oraz uméw w tym zakresie,

P przeprowadzenia postepowan przetargowych.

Wszystkie te elementy wymagaja oczywiscie okre-
Slonego czasu na realizacje. Oprocz termindw ustawo-
wych istotne jest to, w jaki sposdb poszczegdlne etapy sa
realizowane przez organy odpowiedzialne za wdrozenie
programu lekowego - w najwiekszym stopniu Prezesa
NFZ oraz osrodki, w ktdrych pacjent otrzymuje opieke.
Sama praktyka moze bowiem prowadzi¢ zardwno do wy-
dtuzenia tego procesu, jak i jego znacznego skrdcenia.

Istnieje wiele mozliwosci skrocenia tego okresu, co
mogtoby spowodowaé przyspieszenie dostepu pacjentdw
do leczenia. Pierwsza z nich jest okreslenie w decyzjach
refundacyjnych odpowiednich rozwiazan, ktre pozwalasja
whioskodawcy na przekazanie darmowych opakowarn leku
objetego programem lekowym przed zawarciem umo-
wy na jego realizacje. W ten sposéb pacjenci, ktérzy nie
moga czekal na zakonczenie calego postepowania, maja
szanse na wczesniejsza terapie.

Po drugie, istnieje mozliwo$¢ przeprowadzenia
postepowania przetargowego przed zawarciem umowy
na realizacje danego programu lekowego, co jest zgodne
z obowiazujgcymi przepisami. Takie rozwiazanie pozwala na
oszczedzenie kilku tygodni wynikajacych z termindw okre-
slonych w przepisach regulujgcych zamédwienia publiczne'.

Obecnie proces dokonywania zmiany zarzadzenia
Prezesa NFZ trwa od kilku do kilkunastu tygodni. Co istotne,
przy okazji objecia refundacja leku w nowym programie le-

1 Zob. M. Pieklak, K. Kumala, Czy mozna rozpisywaé przetarg na program lekowy, kté-
rego jeszcze nie ma? ,Puls Medycyny”, 102 2016.
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kowym nie dochodzi do zmiany treéci samego zarzadzenia.
Proces ten polega w praktyce na zmianie poszczegdlnych
zatacznikdw. W przypadku objecia refundacja nowych le-
kéw, w tych zalgcznikach dokonywane sg zmiany polega-
jace na ustanowieniu zakresu danego $wiadczenia, okresle-
niu wyceny podania leku w danym programie, wyceny jego
diagnostyki (katalog ryczattéw) czy dookresleniu kwestii
kwalifikacji do wybranych programéw. Skutkiem tego, ak-
tywnosci majace na celu ulepszenie procesu implementacii
danego programu moglyby skupia¢ sie na:

P przyspieszeniu zbierania oraz przetwarzania danych po-
trzebnych Prezesowi Narodowego Funduszu Zdrowia
do ustanowienia powyzszych zakreséw,

P przyjeciu wewnetrznej procedury, ktérej celem bedzie
skrécenie czasu procedowania wskazanych zmian.

Istnieje wiele mozliwych rozwiazan, ktére moglyby
skrécié czas od wydania przez Ministra Zdrowia decyzji
refundacyjnej do faktycznego udostepnienia dotychczas
nierefundowanej terapii. W tym zakresie konieczne sa
zarbwno odpowiednie zmiany prawne, jak i ustalenie od-
powiednie] praktyki w ramach instytucji bioracych udzist
w tym procesie. Proponowane rozwigzania mogq zosta¢
ustalone zaréwno na poziomie decyzji administracyjnych,
publikacji obwieszczen refundacyjnych, prowadzenia kon-
traktowania o$rodkéw oraz postepowan przetargowych
czy tez procedowania koniecznych zmian wymaganych
obecnie obowiazujacymi regulacjami. Dzieki koordyna-
cji tych dzislan mozliwe byloby znaczne skrocenie czasu
oczekiwania chorych na skuteczne i bezpieczne leczenie.

Dostep do lekéw przed rejestracjg
(tzw. Compassionate Use)

Obecnie nadal pojawiaja sie watpliwosci zwiazane
z mozliwoscia zapewnienia dostepu do produktdw leczni-
czych przed etapem rejestracji, w szczegdlnosci w przypad-
ku terapii rokujacych istotny postep terapeutyczny. W prak-
tyce, w przesztosci resort zdrowia wskazywat, ze w polskich
regulacjach brakuje odpowiednich przepiséw, ktére nie
mogly zostal zastapione w pelni przez inne regulacje.

Nie zmienia to jednak faktu, ze poza regulacjami
wspdlnotowymi nie zostat uregulowany szczegdlowy me-
chanizm wprowadzania tych produktéw do obrotu. Od-
powiednie uregulowanie tej dziedziny mogtoby doprowa-
dzi¢ do uzyskania leczenia przez pacjentéw pozostajgcych
bez opcji terapeutycznej, jak rowniez umozliwi¢ monito-
rowanie skutecznosci i bezpieczenstwa terapii w celu do-
starczenia informaciji istotnych z punktu widzenia ptatnika
publicznego w podejmowaniu decyzji refundacyjnych -
wczesny dostep do produktéw leczniczych, oprécz badan
klinicznych, stanowi w takim przypadku jedyne zrodho in-
formacji o danym produkcie.

Odpowiedzia na powyzszy postulat jest zapropono-
wanie we wskazanej wczesniej tzw. duzej nowelizacji ustawy
o refundacji wprowadzenia do ustawy prawo farmaceutycz-
ne przepisdw dotyczacych programu indywidualnego sto-
sowania produktu leczniczego obejmujacego mozliwosé
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zastosowania lekuy, ktory jest w trakcie badan klinicznych
badz oczekuje na dopuszczenie do obrotu. Tym samym,
w okreslonych przypadkach, pacjenci uzyskajg mozliwo$é
zastosowania niezarejestrowanego produktu po uzyskaniu
zgody Ministra Zdrowia. Skorzystanie z programu jest moz-
liwe w przypadku choréb przewleklych lub powaznych, wy-
cienczajgcych lub zagrazajacych zyciu oraz jezeli brak jest
skutecznej terapii produktami dopuszczonymi do obrotu.

Whioskodawcg moze by¢ podmiot odpowiedzialny
badz sponsor badania klinicznego, ktéry skladajac wnio-
sek zobowigzuje sie do zapewnienia dostepnosci produktu
i wskazuje sposéb realizacji tego zobowiazania, jak row-
niez okresla sposéb finansowania terapii. Minister Zdrowia
przed wydaniem decyzji moze zasiegng¢ opinii Europejskiej
Agencji Lekdw czy konsultanta z danej dziedziny medycy-
ny. Po uzyskaniu zgody wnioskodawca ma obowigzek m.in.
monitorowania bezpieczefstwa produktu.

Zaproponowana regulacje programu indywidu-
alnego stosowania produktu leczniczego nalezy ocenié
pozytywnie, w szczegdlnosci w kontekscie zwiekszenia
dostepnosci pacjentéw do terapii. Jednoczesnie korzystne
wydaje sie wprowadzenie Scistych regulacji dotyczacych
pozyskiwania danych o produktach stosowanych w ra-
mach programéw, w szczegdlnosci dotyczacych skutecz-
nosci i bezpieczenstwa. Projekt naklada pewne obowiazki
na wnioskodawce, m.in. w zakresie monitorowania bezpie-
czenstwa produktu, jednak nie zaklada utworzenia odreb-
nego rejestru i gromadzenia w nim wskazanych danych.
Nalezy przy tym podkresli¢, ze informacje dotyczace sto-
sowania lekéw w ramach programu moga by¢ nastepnie
przydatne w trakcie postepowania w przedmiocie objecia
pierwsza decyzja refundacyjna. Dodatkowo, tworzenie re-
jestrow ulatwi sprawowanie kontroli nad realizacjg progra-
mu i spetnianiu zobowiazan przez wnioskodawce.

Ratunkowy dostep do lekéw

Oprécz  umozliwienia zastosowania produktéw
bedacych na etapie przed ich rejestracja, planowane jest
uregulowanie mozliwosci korzystania z produktéw zare-
jestrowanych, ale nieobjetych refundacja w szczegdlnie
uzasadnionych przypadkach, tj. w przypadku lekéw ratu-
jacych zycie oraz nieposiadajacych alternatywnej terapii.
W obecnym systemie brakuje takiego rozwigzania. Zostato
ono jednak zaproponowane w ramach tzw. ratunkowego
dostepu do technologii lekowych, zawartego w tzw. ma-
lej nowelizacji ustawy o refundacji. Zgodnie z propozycja
wskazana w projekcie dostep ratunkowy ma by¢ stosowany
w przypadkach uzasadnionych i wynikasjacych ze wskazan
aktualnej wiedzy medycznej, po wyczerpaniu wszystkich
mozliwych do zastosowania w danym wskazaniu refundo-
wanych technologii medycznych, jezeli jest niezbedny do
ratowania zycia i zdrowia pacjentdw.

Produkty stosowane w ramach ratunkowego do-
stepu musza by¢ dopuszczone do obrotu oraz dostepne
na rynku. Finansowanie terapii odbywa sie na podstawie
indywidualnej zgody Ministra Zdrowia na wniosek $wiad-
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czeniodawcy. Zgoda wydawana jest na okres nie dluzszy
niz trzymiesieczna terapia albo trzy cykle leczenia, przy
czym moze zostal nastepnie wydana zgoda w ramach
kontynuacji leczenia, jezeli lekarz specjalista potwierdzi
skuteczno$¢ zastosowanej terapii.

W okreslonych przypadkach, 1j. koszcie leczenia
przekraczajacym ustawowy prog efektywnosci kosztowej
badz w przypadku uprzedniego wydania zgody dla da-
nego produktu, Minister Zdrowia zleca Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji przygotowanie opi-
nii w zakresie zasadnosci finansowania terapii ze $rodkow
publicznych we wnioskowanym wskazaniu. Projekt nie
przewiduje gromadzenia danych uzyskiwanych w trakcie
podawania leku w ramach ratunkowego dostepu. Analo-
gicznie do rozwazanego powyzej programu indywidual-
nego stosowania produktu leczniczego, nalezy rozwazyé
wprowadzenie instytucjonalnego rozwiazania, zapew-
niajgce pozyskiwanie i przetwarzanie informacji w wyni-
ku obowiazkowego utworzenia rejestru. Dane umozliwig
monitorowanie bezpieczenstwa i skutecznosci terapii oraz
mozna by z nich nastepnie korzysta¢ w trakcie postepo-
wan refundacyjnych.
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Otrzymalismy lekture wyjatkowo dojrzata, zawie-
rajaca bardzo duzg ilos¢ informacji nie tylko o dostep-
nosci  poszczegdlnych lekéw  przeciwnowotworowych
w Polsce, lecz réwniez o bardzo wielu determinantach
opieki onkologicznej. Jest niestety sprawa trywialna to, ze
w kraju, ktéry wydaje na zdrowie niewiele w poréwnaniu
z innymi krajami o podobnym lub wiekszym dochodzie
narodowym, decyzje dotyczace refundacji lekdéw musza
by¢ czesciej niz gdzie indziej negatywne. Faktyczne roz-
strzygniecia (dotyczace nakladéw przeznaczonych na
zdrowie) zapadaja o wiele wyzej. Na poziomie Minister-
stwa Zdrowia i Narodowego Funduszu Zdrowia odbywa
sie tylko dzielenie biedy. Raport w zasadzie nie zawiera
zarzutdéw systemowych dotyczacych roli poszczegdlnych
instytucji w procesie podejmowania decyzji refundacyj-
nych. Gtowny zarzut dotyczy opdzniania decyzji i wypa-
da sie z nim zgodzié. Z drugiej strony, jest w tym zjawisku
pewna racjonalno$é sprowadzajaca sie do odczekania do
zebrania wystarczajacej liczby dowoddw na skutecznosé
danej technologii lekowej. O ile bezwzgledna ilo$é pie-
niedzy stanowiaca budzet NFZ stale w ostatnich latach sie
zwiekszala, to w zwiazku ze starzeniem sie spoteczenstwa
stale rosty tez potrzeby. Na to natozy! sie postep techno-
logiczny. Wiele nowych terapii nie ma na celu zastapienia
starych, a stanowi oferte lecznicza w sytuacjach, w ktérych
dotychczas nie bylo zadnego skutecznego leczenia (ale
jednoczesnie nie bylo tez ponoszenia kosztéw). To lacznie
powoduje, ze jako spoteczenstwo nie odczuwamy znacza-
cej poprawy wraz z uptywem czasu.

Obecnie wprowadzane leki sa przeznaczone
zwykle dla dosé niewielkich grup pacjentéw, co wynika
zich ,celowanego” charakteru. Z tego powodu ich ewen-
tualne wprowadzenie nie moze spowodowaé poprawy
ogdlnokrajowych wskaznikéw leczenia nowotwordw.
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Moze za to rozwiazaé lub ztagodzi¢ wiele indywidual-
nych tragedii. Z tego powodu mam tez nieco inne zdanie
na temat roli badan klinicznych. W wiekszosci miedzyna-
rodowych zalecen dotyczacych leczenia nowotworéw
udziat pacjentéw w badaniach klinicznych jest integral-
na czescia zalecanego postepowania. Jednakze nie sta-
nowi to alternatywy dla refundacji juz zarejestrowanych
lekéw w poszczegdlnych wskazaniach, gdyz tu badania
kliniczne zostaty zakonczone i opublikowane. Natomiast
badania kliniczne w onkologii dotycza czesto sytuacji,
kiedy chory wyczerpat juz dostepne i znane opcje leczni-
cze, ale nadal czuje sie dobrze i chee dalej zy¢é. W wielu
przypadkach chodzi o badania niekomercyjne, kiedy ist-
nieja przestanki, ze dostepny i zarejestrowany lek w jed-
nym schorzeniu moze réwniez byé skuteczny w innym.
Przyktadowo, wspomniany w raporcie rytuksymab jest
zarejestrowany do stosowania w kilku rodzajach chtonia-
kéw z komérek B, ale tych chioniakdw jest kilkadziesiat
i w wiekszosci z nich lek tez jest skuteczny.

W Polsce wsrdd organizatoréw stuzby zdrowia
istnieje niemal catkowite niezrozumienie roli badan kli-
nicznych. Kréluje traktowanie medycyny jsko czego$
intelektualnie skofczonego podczas, gdy mamy do
czynienia z systemem, ktéry sie dynamicznie zmienis,
a motorem tych zmian sa wtaénie badania kliniczne. Ba-
dania komercyjne umozliwisja chorym dostep do inno-
wacyjnych czasteczek, ktore nie sa dostepne handlowo
i w zwigzku z tym nie moze dyskutowa¢ o ich refundacji.
Niemniej na innym poziomie moga rozwiazywaé dosé
podobny problem - potrzeby dodatkowej opcji leczni-
czej dla chorych, ktérzy juz znane i refundowane opcje
lecznicze wyczerpali. Badania niekomercyjne maja po-
dobne zadanie, ale z wykorzystaniem lekéw, ktére sa
dostepne handlowo, ale zarejestrowane i refundowane
w innych wskazaniach niz chorobas, na ktéra cierpi akurat
dany chory. Co wiecej, w niektérych przypadkach do-
bry pomyst badania niekomercyjnego moze za znacznie
mniejsza kwote daé choremu wiecej niz dostep do re-
klamowanego nowego leku.
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Kolejnym problemem jest sytuacjs, w ktdrej jest
zarejestrowany lek, ale jest on nierefundowany. Wiele
szpitali odmawia chorym mozliwosci podania takiego leku
wtedy, kiedy albo on sam albo w jego imieniu fundacja
jest gotowa to sfinansowaé. Wydaje sie, ze powinno sie
jednoznacznie zaznaczyé, ze taka odmowa jest niezgodna
z Konstytucja RP.

Jako ludzie musimy pamietad, ze jestesmy réwni
wobec ryzyka choroby i w wiekszosci przypadkéw jest
tylko zrzadzeniem losu to, ze jesteSmy jeszcze zdrowi.
Jako spoteczenstwo mamy tym wieksze obowiazki wobec
chorych im bardziej zostali oni przez chorobe dotknieci.
Chodzi o to, abysmy, jesli zachorujemy, znalezli sie w naj-
bardziej przyjaznym srodowisku w ramach tego, na co nasz
Kraj sta¢. W onkologii niezmiennie najwiekszym proble-
mem s3 chorzy, dla ktérych nie ma opcji leczniczych.
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Raport — przygotowany przez PEX PharmaSequ-
ence na zlecenie Fundacji ALIVIA - ocenia dostepno$é
nowoczesnych lekéw przeciwnowotworowych w Polsce.
Autorzy przeanalizowali sytuacje w zakresie lekdw stoso-
wanych w nowotworach litych oraz rozrostowych choro-
bach uktadu krwiotwdrczego i chlonnego, ktdre stanowig
najwieksze zagrozenie pod wzgledem wskaznikéw umie-
ralnosci. Zasadniczym celem opracowania jest stworzenie
podstawy do podjecia dyskusji nad mozliwosciami zwigk-
szenia dostepnosci do skutecznych metod przeciwnowo-
tworowego leczenia farmakologicznego.

Dazenie do zmniejszenia ograniczen oraz zrézni-
cowania w zakresie mozliwosci prowadzenia whasciwego
- pod wzgledem medycznym i ekonomicznym - poste-
powania diagnostyczno-terapeutycznego w nowotwo-
rach ztosliwych w Polsce ma szczegdlne znaczenie wobec
wprowadzania w ostatnim czasie wielu nowych lekow
o rbznej (wyzszej lub nizszej — niemniej znaczacej) wartosci
klinicznej oraz wymagajacych najczesciej przeznaczenia
wysokich nakladéw finansowych.

W 2014 roku w Polsce nowotwory ztosliwe rozpo-
znano u niemal 160 tysiecy oséb i zachorowalnos¢ bedzie
nadal sie zwiekszal. Istotne znaczenie ma wzrastajacy
wskaznik chorobowosci - obecnie w Polsce zyje niemal
400 tysiecy osdb, u ktérych nowotwory rozpoznane zo-
staly w ciagu ostatnich 5 lat. Zwigkszenie zachorowalno-
§ci i chorobowosci powoduje coraz wicksze wyzwania
pod wzgledem mozliwosci zapewnienia whaiciwego po-
stepowania diagnostyczno-terapeutycznego. Konieczne
jest przeznaczenie znacznych $rodkéw finansowych oraz
racjonalne wykorzystanie dostepnych mozliwosci. Finan-
sowe nakfady na zwalczanie zagrozenia chorobami nowo-
tworowymi, ktérymi dysponuje system ochrony zdrowia
w Polsce, sa — w przeliczeniu na 1 osobe — ponad dwukrot-
nie nizsze od $redniej europejskiej. Zbyt niskie mozliwosci
finansowania w zestawieniu z rygorystycznymi zasadami
okreslania klinicznej wartosci i podejmowania decyzji na
temat refundowania z publicznych srodkéw nowych metod
leczenia przeciwnowotworowego oraz niedostateczne ko-
rzystanie z mechanizméw tzw. podziatu ryzyka powoduja
ograniczenia pod wzgledem mozliwosci stosowania wie-
lu nowych lekdow o naukowo potwierdzonej skutecznosci.
Wspomniane ograniczenia nadal istnieja w przypadku le-
kéw stosowanych w niektdrych nowotworach, niezaleznie
od faktu podjecia pozytywnych decyzji refundacyjnych
i wprowadzenia w ostatnich miesiacach uzupelnien pro-
graméw (np. rak piersi, podscieliskowe miesaki przewodu
pokarmowego lub chtoniak Hodgkina).

Ograniczenia w zakresie dostepnosci do nowych
metod leczenia przeciwnowotworowego nie sa pro-
blemem dotyczacym jedynie Polski. Problem dotyczy -
w mniejszym lub wiekszym stopniu — wielu krajéw europej-
skich. W lutym 2017 roku odbyta sie na Malcie konferencja
Rady Europy, ktéra byta — miedzy innymi - poswiecona
wyzwaniom, jakie we wszystkich krajach Unii Europejskiej
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s3 zwiazane z wysokimi kosztami nowych metod farma-
kologicznego leczenia przeciwnowotworowego. W maju
biezacego roku planowane jest kolejne spotkanie euro-
pejskich ekspertéw z udzistem producentéw lekdw, a ce-
lem bedzie znalezienie rozwigzan problemoéw zwiazanych
z kwestig wysokich kosztow.

Znaczenie wspomnianego problemu bylo przy-
czyna podjecia przez europejskie towarzystwa naukowe
inicjatyw zmierzajacych do opracowania metod okresla-
nia rzeczywistej warto$ci nowych metod leczenia (np. al-
gorytm oceny zaproponowany przez European Society of
Medical Oncology). Nalezy zwrécié uwage, ze réwniez
Polskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej (PTOK) i Polskie
Towarzystwo Onkologiczne (PTO) opracowaly i opubli-
kowaty w 2015 roku algorytm kompleksowej oceny war-
tosci dodanej nowych metod leczenia, ktéry uwzglednia
uwarunkowania polskiego systemu finansowania ochrony
zdrowia. Istotne jest, ze nowoczesne algorytmy oceny war-
toéci nowych metod leczenia biorg pod uwage skutecz-
nos$¢, poziom uzasadnienia naukowego, wplyw na jakosé
zycia chorych i bezpieczenstwo nowych lekéw. Szcze-
gdlnie wazne jest uwzglednienie w ocenie charakterystyki
niepozadanych dziatan, ktére moga by¢ znacznie mniej
czeste i nasilone w poréwnaniu z standardowymi metoda-
mi (np. chemioterapia — czesty punkt odniesienia w ocenie
innych metod leczenia farmakologicznego - powoduje
szereg powikian, ktére wymagaja stosowania kosztownego
postepowania wspomagajacego). Niestety — dotychczas
- instytucje odpowiedzialne za decyzje refundacyjne nie
wykazaly zainteresowania skorzystaniem ze wspomniane-
go algorytmu PTOK i PTO.

Obecny raport wskazuje, ze dostepno$é do nowo-
czesnych lekéw przeciwnowotworowych w Polsce nie jest
zadowalajagca i powinna ulec poprawie. Konieczne jest —
z jednej strony — zwigkszenie liczby refundowanych lekéw
o nowoczesnych mechanizmach dziatania przeciwno-
wotworowego. Z drugiej strony, niezbedne jest przyspie-
szenie procesdw podejmowania decyzji refundacyjnych.
Autorzy raportu bardzo stusznie twierdza, ze zmniejsze-
nie opdznien w podejmowaniu decyzji o finansowaniu
(w konsekwencji — zwigkszenie dostepnosci) nowocze-
snych lekdw przeciwnowotworowych zalezy od wspétpra-
cy wszystkich zainteresowanych stron, ktérymi sa: ptatnik
oraz producenci lekéw i Srodowisko naukowe.

Wartosciowa metoda zwiekszenia mozliwosci fi-
nansowania nowych metod postepowania przeciwnowo-
tworowego jest korzystanie ze $rodkéw pochodzacych
z dodatkowych zZrédet. Przykladem mozliwosci uzyskania
dodatkowych srodkéw finansowych jest FUNDUSZ WAL-
KI' Z RAKIEM, ktérego strukture i zasady dziatania przed-
stawiono w 2016 roku. Wspomniane zrédto dodatkowego
finansowania powinno uzywaé tych srodkéw w celu za-
pewnienia dostepnosci do nowoczesnych metod leczenia
wszystkim chorym na nowotwory.

W przypadku wielu procedur finansowanych obec-
nie z publicznych $rodkéw w ramach obecnie istniejacego
koszyka gwarantowanych $wiadczen onkologicznych ist-
nieja watpliwosci dotyczace zasadnosci i wysokosci finan-
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sowania. Sposobem zwiekszenia mozliwosci refundowa-
nia nowych metod przeciwnowotworowego leczenia jest
przeprowadzenie analizy tzw. koszyka $wiadczen gwaran-
towanych i okreslenie wartosci istniejacych metod w celu
ograniczenia zakresu korzystania z postepowania niesku-
tecznego i uzyskania Srodkéw na bardziej wartosciowe.

Autorzy obecnego raportu skoncentrowali sie -
z zalozenia - na nowotworach najczestszych oraz stano-
wiacych najwieksze zagrozenie populacyjne. Nalezy pa-
mietaé, ze fakt, iz w wielu sytuacjach klinicznych nie ma
obecnie warto$ciowych sposobdw leczenia powinno mieé
wplyw na okreslanie mozliwosci refundacji nowych metod
postepowania. Wskazane jest zweryfikowanie tzw. pro-
gbw oplacalnosci stosowanych w okredlaniu wartosci no-
wych metod postepowania diagnostyczno-terapeutycz-
nego, z réznicowaniem poziomu w zaleznosci - przede
wszystkim - od klinicznej charakterystyki ocenianego
wskazania (np. czesto$é wystepowania i zalozenie leczenia
oceniang metoda). W wielu czestych nowotworach nalezy
zastanowi¢ sie nad przeniesieniem obecnie dostepnych
metod leczenia do wczedniejszych efapdw postepowanis,
co moze skutkowaé wiekszymi korzysciami zdrowotnymi.
Przykladem wspomnianej sytuacji jest program leczenia
chorych na zaawansowanego raka jelita grubego, w ktd-
rym monoklonalne przeciwciala moga by¢ uzyte dopiero
w trzeciej linii, podczas gdy bardziej uzasadnione naukowo
i warto$ciowe klinicznie jest stosowanie ich w pierwszej linii.

Obowigzkiem onkologicznych towarzystw nauko-
wych jest tworzenie warunkéw dla szerszego stosowania
nowoczesnych metod rozpoznawania i leczenia. Przy-
kladem wspomnianych dzialan moze byé propagowanie
wiekszego korzystania z lekéw ukierunkowanych mole-
kularnie i immunoterapii u chorych na niedrobnokomér-
kowego raka pluca w stadium zaawansowanym - obie
wymienione metody leczenia sa bardziej wartosciowe niz
tradycyjna chemioterapia, pod warunkiem wiasciwego
kwalifikowania chorych na podstawie dobrze zorganizo-
wanej diagnostyki genetyczno-molekularne;.

W podsumowaniu nalezy podkresli¢, ze wartosé
raportu po$wieconego dostepnosci nowoczesnych me-
tod przeciwnowotworowego leczenia w Polsce wynika
z szczegdtowosci oceny istniejgcej obecnie sytuacji i od-
niesienia do uwarunkowan w innych krajach europejskich.
Nalezy mie¢ nadzieje, ze wyniki raportu zostana dostrze-
zone i zainicjuja dyskusje oraz dzistania zmierzajace do
zwiekszenia zakresu mozliwosci farmakologicznego lecze-
nia przeciwnowotworowego.
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Prezes Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej

Podstawowym problemem onkologii klinicznej
w Polsce jest utrudniony dostep do terapii majacych istot-
ny wplyw na rokowanie chorych poddawanych paliatyw-
nemu leczeniu systemowemu. Jest to populacja pacjentéw
z nieuleczalnym, najczesciej uogdlnionym procesem no-
wotworowym, dla ktérych farmakoterapia stanowi na ogét
jedyna opcje dlugotrwatego leczenia pozwalsjacego na
kontrole choroby, utrzymanie dobrej jakosci zycia i znacz-
ne wydhuzenie przezycia.

W przypadku chorych na weczesne postacie nowo-
twordw litych — kluczem do efektywnego i skutecznego
leczenia (wyleczenia) jest szybkie, radykalne i wielodyscy-
plinarne postepowanie stanowigce kompilacje strategii
z dziedziny chirurgii onkologicznej, onkologii klinicznej
i radioterapii. W przypadku leczenia radykalnego mozna
uznaé, ze standardy terapeutyczne, w tym dostep do no-
wych terapii lekowych w Polsce, nie odbiega istotnie od
standardéw europejskich. Niestety, inaczej przedstawia sie
kwestia dostepnosci do efektywnych terapii systemowych
w ramach leczenia systemowego o zatozeniu paliatywnym
- czyli de facto dtugotrwatego leczenia choroby przewle-
klej. Praktycznie wszystkie nowe leki stosowane w leczeniu
choréb nowotworowych sa w pierwszej kolejnosci reje-
strowane do leczenia palistywnego. W zwiazku z powyz-
szym to wiasnie dla tej populacji pacjentéw pojawiaja sie
najszybciej nowe opcje leczenia systemowego.

Nie ulega watpliwosci, ze koszty nowych terapii sa
ogromne i wykazuja caly czas tendencje wzrostowa. Nawet
dla bardzo bogatych krajow takich jak USA, koszty te sa cza-
sem calkowicie nieskceptowalne, co znajduje odzwiercie-
dlenie w publikacjach analizujacych efektywnosé kosztowa
nowych terapii np. w amerykanskim systemie ubezpieczen.
W przypadku naszego kraju, w ktérym naktady na onkolo-
gie naleza do jednych z najnizszych w krajach rozwinietych,
wyzwania zwigzane z finansowaniem nowych terapii sa nie-
porownywalnie wieksze, a $wiadomos¢ tego faktu maja za-
réwno pacjenci oraz onkolodzy, jak i platnik.

Dzieki powolaniu Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji wprowadzono przejrzysty sys-
tem oceny innowacyjnych terapii onkologicznych. Moz-
na dyskutowaé na temat przyjetego progu efektywnosci
kosztowej, pod katem ktdérego oceniane sa nowe terapie,
ale nie ulega watpliwosci, ze koszt stosowania wiekszosci
innowacyjnych terapii jest w Polsce duzo nizszy niz w in-
nych krajach Europy Zachodniej. Z perspektywy ostatnich
lat dziatalnosci AOTMIT wydaje sie jednak, ze ta, do tej
pory dosy¢ sprawnie funkcjonujaca instytucja, zaczyna
by¢ coraz bardziej ociezata i bezwladna. Bardzo nieko-
rzystne wrazenie, ktére pojawito sie po upublicznieniu listu
wiceministra Igora Radziewicza-Winnickiego do AOTMIT
i Rady Przejrzystosci, jest nadal obecne. Cze$é niezalez-
nych ekspertéw, opiniujacych na prosbe AOTMIT innowa-
cyjne terapie systemowe w onkologii, ma wrazenie, ze ich
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opinie, jezeli nie odpowiadaja zalozeniom Agencji, nie sa
w ogdle brane pod uwage. Watpliwosci te powodujg, ze
wspdlpraca Srodowiska onkologdw klinicznych z Agencja
ulega pogorszeniu, co nie moze mieé korzystnego wplywu
na dziatalno$¢ tej ostatniej w zakresie opiniowania nowych
terapii w onkologii.

Kolejnym problemem zwiazanym z dostepem do
innowacyjnych terapii w onkologii jest catkowicie nieprzej-
rzysty, bardzo dlugotrwaly i czesto konczacy sie niepo-
wodzeniem proces podejmowania decyzji refundacyjnej
przez Ministerstwo Zdrowia. Mozna zrozumie¢ tak dhugi
proces w przypadku lekow, ktérych refundacja jest roz-
wazana przez MZ pomimo negatywnej rekomendaciji Pre-
zesa AOTMIT. Natomiast nierzadko kilkunastomiesieczne
oczekiwanie na objecie refundacja terapii, ktore uzyskaty
pozytywng ocene AOTMIT jest catkowicie nieakceptowal-
ne! Z punktu widzenia chorych i ich rodzin oczekujacych
na dostep do nowej, aktywnej, pozytywnie zaopiniowanej
przez ATOMIT terapii, taka zwioka ze strony resortu jest
postepowaniem nieetycznym.

Jednym z bardzo istotnych probleméw w zakresie
onkologii klinicznej w naszym kraju, nie omawianym szero-
ko w niniejszym opracowaniu, jest kwestia ograniczonego
dostepu do klasycznych, tanich lekéw onkologicznych (leki
chemioterapeutyczne). Wiele uznanych chemioterapeuty-
kéw zostato zarejestrowanych w okredlonych wskazaniach
20 czy 30 lat temu, a liczne badania prowadzone przez
kolejne dekady potwierdzaty aktywnosé tych lekdw réwniez
w przypadku innych nowotwordw, ktérych nie uwzglednio-
no w pierwotnej rejestracji (fzw. charakterystyce produktu
leczniczego). Niestety z uwagi na pojawianie sie lekow ge-
nerycznych, wysoki koszt i skomplikowane procedury zmian
w zapisach rejestracyjnych, nowe wskazania czesto nie sa
formalnie uwzglednione w charakterystykach produktow
leczniczych. Walka o jsk najdtuzsze i najlepsze przezycie
chorych poddawanych paliatywnemu leczeniu systemo-
wemu, w kontekécie ograniczonego dostepu do innowa-
cyjnych terapii onkologicznych w Polsce, wymusza na le-
karzach poszukiwanie innych opcji farmakoterapii. Czesto
taka mozliwoscia staje sie zastosowanie klasycznych lekow
chemioterapeutycznych poza ich wskazaniami rejestracyj-
nymi. Takie postepowanie jest jednym z elementéw rutyno-
wej praktyki klinicznej w wielu krajach, natomiast w Polsce
jest ono praktycznie niemozliwe poniewaz zlikwidowana
zostata instytucja tzw. chemioterapii niestandardowej, a leki
dostepne w tzw. katalogu chemioterapii sa $cisle przypisane
do okreslonych rozpoznan.

Srodowiska onkologiczne w Polsce, w tym Polskie
Towarzystwo Onkologii Klinicznej od wielu lat informuje
Ministerstwo Zdrowia o koniecznosci modyfikacji zapisdw
katalogu chemioterapii i poszerzania wskazan refundacyj-
nych dla okreslonych lekéw w oparciu o najnowsze dane
naukowe. Niestety, pomimo przygotowywania przez kra-
jowych ekspertow z zakresu onkologii klinicznej szczegd-
lowych zestawien tych lekow, z konkretnymi wskazaniami
Ministerstwo Zdrowia przez ponad pét roku nie jest w sta-
nie podja¢ decyzji. Nie chodzi tu o decyzje dotyczaca le-
kéw kosztujacych miesiecznie w odniesieniu do pojedyn-
czego pacjenta 15000-30000 zt, ale 300-1000 zH
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Inercja, opér i niecheé Ministerstwa Zdrowia do
wprowadzania zmian w zakresie refundacji chemioterapii,
co wielu chorym zabiera tak naprawde ostatnia opcje po-
tencjalnie efektywnego leczenia przeciwnowotworowego,
w kontekscie znikomych kosztow tej terapii, jest nieakcep-
towalne i naganne. Opublikowane wiasnie obwieszczenie
Ministra Zdrowia z obowigzujgcym od 01.03.2017 katalo-
giem chemioterapii, w ktérym nie wprowadzono ani jed-
nej sugerowanej przez srodowisko onkologéw klinicznych
zmiany, tylko pogtebia frustracje oraz rozgoryczenie pa-
cjentow i lekarzy.
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Przedstawiony raport pt: ,Dostep pacjentéw onko-
logicznych do terapii lekowych w Polsce na tle aktualnej
wiedzy medycznej” dotyka niezwykle waznego tematu.
W opracowaniu przedstawiono analize danych epidemio-
logicznych dotyczgcych nowotwordw w Polsce w odnie-
sieniu do danych europejskich. Opisano réwniez dostep-
no$¢ do lekdow w odniesieniu do 10 nowotwordw litych
oraz 10 nowotwordéw hematologicznych. Zadanie posta-
wione przez Autoréw byto niezwykle ambitne, a podjecie
tak istotnej tematyki po raz kolejny nalezy docenié. Wydaje
sie jednak, ze wsparcie merytoryczne na poziomie projek-
towania analizy, a nie tylko ograniczajace sie do komenta-
rzy eksperckich mogloby wzbogacié¢ raport. W przedsta-
wianych danych epidemiologicznych powolujac sie na
dane Eurostatu brakuje przedstawienia szczegdlowej
metodyki oraz krytycznej dyskusji przedstawianych analiz.
Dane dotyczace zapadalnosci nalezy zawsze odnosi¢ do
wykrywalnosci i skutecznosci raportowania, gdyz moze
sie okazad, ze kraje o wysokiej zapadalnosci tak naprawde
opracowaly skuteczne metody raportowania zachorowan
na nowotwory.

W odniesieniu do hematoonkologii dostepno$é do
srodkéw terapeutycznych jest bardzo waznym elemen-
tem skutecznego leczenia. Dotyczy to zardwno chorych,
u ktérych stosowanie skutecznych lekéw doprowadza do
wyleczenia, jak réwniez chorych, u ktdérych mozna osia-
gnaé przedluzenie czasu wolnego od progresji. Ten drugi
element jest szczegdlnie wazny w odniesieniu do nieule-
czalnych i nawrotowych chorych na rozrostowe choroby
hematologiczne, w ktdrych korzy$¢é terapeutyczna zale-
zy od dostepnosci roznych terapeutykdw, a wydhuzenie
przezycia catkowitego jest suma poszczegdlnych czaséw
wolnych od choroby. Dostepnos¢ do lekéw nalezy jednak
analizowalé szczegdtowo. Jesdli ograniczona jest dostep-
no$¢ do leku potrzebnego dla 5% chorych to czy mozemy
okresli¢, ze cata populacja nie jest leczona optymalnie lub
niezgodnie ze standardem? Takie uproszczenia zostaly za-
warte w raporcie i zestawione w tabeli podsumowujace;j
raport, ktéra wykazuje, ze w zasadzie 95% chorych na no-
wotwory jest leczonych w Polsce niezgodnie z miedzyna-
rodowymi standardami. Takie sformutowanie jest dalekie
od prawdy. W praktyce klinicznej widzimy pewne ograni-
czenia w odniesieniu do dostepnosci do najnowszych, in-
nowacyjnych lekéw. W Polsce przy podejmowaniu decyzji
refundacyjnych brany jest pod uwage wplyw na budzet,
co przy ograniczeniach budzetowych skutkuje negatywna
decyzja. Wraz z pojawianiem sie mozliwosci finansowych
powinna sie odbywaé debata odnosnie analiz potrzeb
medycznych. Swiadomos¢ ograniczen finansowych i nie-
chybnego dochodzenia do kresu wydajnosci finansowych
systemdw ochrony zdrowia bogatszych krajow maja réw-
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niez tworcy zalecen National Comprehensive Cancer Ne-
twork (NCCN), ktérzy w najbardziej aktualnych wersjach
dodaja analize ,evidence blocks” - ilustrujgca w sposdb
graficzny zalezno$¢ skutecznosci leczenia, jego bezpie-
czenstwa, poziomu dowoddéw medycznych, spdjnosci
danych oraz kosztéw. Te ostatnie uwzgledniaja nie tylko
zakup leku, ale réwniez koszty opieki medycznej, monito-
rowania leczenia i toksycznosci oraz leczenia wspomaga-
jacego. Niestety wszystkie innowacyjne leki w tej ostatniej
kategorii oznaczane sa jako bardzo kosztowne dla syste-
mu. Badajac dostepno$é okreslonych lekéw dobrym na-
rzedziem moze by¢ analiza krajow o podobnym produkcie
krajowym brutto. Niestety nawet taka analiza wskazuje, ze
wsréd krajow Grupy Wyszehradzkiej w Polsce przeznacza-
my na leki innowacyjne mato, a dostepnos¢ do niektérych
waznych lekéw jest ograniczona. Poza lekami rejestrowa-
nymi w ostatnich latach, dla ktérych trwajg obecnie proce-
sy refundacyjne, Autorzy raportu zwracajg uwage na ogra-
niczenia w dostepnosci do lekéw w programach lekowych.
Wynika to zaréwno z zawezenia wskazan rejestracyjnych,
jak réwniez zréznicowanej geograficznie dostepnosci do
lekéw. Wydaje sie, ze skutecznym rozwigzaniem, propo-
nowanym wielokrotnie, bytoby przechodzenie po okresie
2-3 lat lekéw do katalogu chemioterapii z ograniczeniem
wskazan, by po kolejnych latach lek byt dostepny zgodnie
ze wskazaniami rejestracyjnymi.

Podsumowujac, analiza tabelaryczna miedzyna-
rodowych standardéw w odniesieniu do dostepnosci do
lekéw w Polsce jest niewystarczajaca do propozycji roz-
wigzan systemowych. Wskazuje ona jednak na koniecz-
no$¢ analizy szczegdlowej majacej na celu okredlenie
najwazniejszych niezaspokojonych potrzeb medycznych
oraz konieczno$¢ wprowadzania zmian majgcych na celu
poprawe skutecznosci leczenia chorych na nowotwory
w Polsce.
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Nowotwory zlo$liwe sg jedng z najczestszych przy-
czyn zgondw, a dane epidemiologiczne dla Polski nie na-
pawaja optymizmem i wskazuja na przewidywany wzrost
znaczenia zdrowotnego i spolecznego tych schorzen.
Wspotczynniki zachorowalnoéci w Polsce sa jeszcze caly
czas wzglednie niskie w poréwnaniu z Europa Zachodnia
(co wskazuje na prawdopodobny ich wzrost w najblizszej
przysztosci; niestety dane dotyczace umieralnosci sa zdecy-
dowanie mniej korzystne; mniejsza niz w wiekszosci krajéw
europejskich jest rowniez poprawa tych wynikdw w ciagu
ostatnich lat. Szczegdlng uwage zwraca tu przyktad Czech -
kraju o podobnych uwarunkowaniach geograficznych i spo-
leczno-ekonomicznych. W latach 1990-2013 odnotowano
tam ponad 28-procentowe obnizenie wskaznika $miertelno-
$ci z powodu nowotwordw ztoliwych, podczas gdy w Pol-
sce bylo to jedynie niecale 8%. Co jest szczegdlnie niepo-
kojace, wyzsze w poréwnaniu z wieloma sasiednimi krajami
wspotczynniki umieralnosci dotyczg przede wszystkim po-
pulacji w wieku ., produkeyjnym” (ponizej 65. roku zycia).

Analizujac chorobowos¢ i umieralno$é¢ z powo-
du nowotwordw zlosliwych, mysli sie przede wszystkim
o aspekcie ludzkim; nie nalezy jednak zapominaé, ze wyniki
leczenia nowotwordw przektadaja sie rowniez na wskazniki
ekonomiczne - szacuje sig, ze jedynie wyciagu roku z powo-
du umieralno$ci nowotworowej tracone jest okoto 900 min
7+ PKB. Wartoici te sa o wiele wyzsze jezeli uwzgledni sie
JUtracony” teoretyczny spodziewany czas przezycia bez
nowotworu — siegajg one 8-10 mld zt. Do tego dochodza
koszty zwigzane z absencja chorobowa oséb dotknietych
nowotworem oraz ich bliskich, ktdrzy sie nimi opiekuja.

Przechodzac jednak do zasadniczego celu przy-
gotowanej analizy: przedstawiony obraz sytuacji wskazuje
na liczne ograniczenia — wynikajace nie tylko z uwarunko-
wan ekonomicznych (nalezy przyjaé, ze Polski, podobnie
jak wielu innych krajéw, nie sta¢ na finansowanie wszyst-
kich nowych lekéw pojawisjacych sie na rynku), ale co jest
najbardziej niepokojace - z ograniczen proceduralnych
i biurokratycznych. Sredni czas do podjecia decyzji re-
fundacyjnej dla poszczegdlnych preparatow w wiekszosci
przypadkdw przekracza zalozenis ustawowe, dodatkowo
od tej decyzji do realnej dostepnosci leku mija jeszcze
czesto kilka miesiecy koniecznych na wprowadzenie od-
powiednich regulacji prawnych na poziomie NFZ i prze-
prowadzenie postepowan konkursowych.

Na tym poziomie bardzo niepokojace sa rdznice
dotyczace czasu wprowadzenia poszczegdlnych progra-
méw i wielkosci kwot przeznaczanych na ich refundacje
pomiedzy poszczegdlnymi oddziatami NFZ. Przyktadem
moze tu byé program leczenia raka stercza abirateronem,
gdzie wielkosci kwot przeznaczanych na refundacje tego
leczenia w sasiednich (i zblizonych demograficznie) woje-
wddztwach rdznily sie nawet o caly rzad wielkosci.

Trzeba jednak zdawaé sobie sprawe, ze w czesci
przypadkéw korzysci zwiazane z zastosowaniem nowego
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leku moga by¢ niewielkie i rbwnowazone istotng toksycz-
noscia, co sprawia, ze jego refundacja nie jest priorytetem
z medycznego punktu widzenia. Narzedziem pomocnym
w hierarchizacji” priorytetéow refundacyjnych moga by¢
skale stworzone przez wiodace $wiatowe towarzystwa
naukowe, takie jak Magnitude of Clinical Benefit Scale,
przygotowane przed Europejskie Towarzystwo Onkolo-
gii Klinicznej czy Value Framework for Anticancer Drugs,
opracowane przez Amerykanskie Towarzystwo Onkologii
Klinicznej. Opracowanie zobiektywizowanych kryteriéw
oceny korzysci ze stosowania poszczegdlnych lekdw, mie-
rzonych wplywem na catkowity czas przezycia i czas prze-
zycia bez postepu nowotworu, z uwzglednieniem toksycz-
nosci i wplywu na jakos¢ zycia, umozliwia ,uszeregowanie”
dostepnych lekéw pod wzgledem priorytetu ich refundacii.
Obecnie Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfi-
kacji (AOTMIT) oraz Ministerstwo Zdrowia opieraja sie w du-
zym stopniu na danych przygotowanych przez producenta
leku lub podmiot przez niego upowazniony, bez proby zo-
biektywizowanego odniesienia ich wartosci do innych pre-
paratow refundowanych lub ubiegajgcych sie o refundacje
w poszczegdlnych populacjach chorych. Z tego wzgledu
cze$¢ decyzji refundacyjnych moze budzi¢ watpliwosci
merytoryczne lub spotkac sie z zarzutem stronniczosci.

Dodatkowo wskazane byloby wprowadzenie do-
tychczas nieobecnego mechanizmu weryfikacji warto-
Sci lekéw, ktdre zostaly objete refundacja w przesziosci,
a w odniesieniu do ktérych (lub innych preparatow w tym
samym obszarze terapeutycznym) dostepne sa nowe dane
na temat skuteczno$ci lub toksycznosci.

Innym problemem polskich programéw lekowych
jest sztuczne ograniczanie populacji chorych, ktéra moze
by¢ nimi objeta. Zdecydowana wigkszo$¢ z nich dopuszcza
leczenie populacji chorych wezszych niz to przewiduje za-
pis rejestracyjny leku. Moze to dotyczyé ,sztucznego’, me-
rytorycznie nieuzasadnionego wykluczania czesci chorych
(np. ze wzgledu na wspdlistnienie innego nowotworu ztosli-
wego lub koniecznos$é¢ leczenia operacyjnego nowotworu
pierwotnego, jak jest to wymagane w programie leczenia
raka nerki) lub ograniczanie mozliwosci zastosowania lecze-
nia jedynie do konkretnej linii leczenia. Problem ten moze
wynika¢ m.in. z niechlujstwa oséb przygotowujacych pro-
gram, ktére definiuja zasady leczenia w programie, prze-
noszac tam metoda ,kopiuj — wklej” kryteria uczestnictwa
z protokotéw badan klinicznych. Dodatkowo, istniejace
programy nie sa praktycznie modyfikowane, mimo wska-
zywania przez $rodowiska ekspertow bledéw w ich opisie
lub po prostu zmiany stanu wiedzy na temat danego leku.
Co wiecej, taka sytuacja moze prowadzi¢ do niesprawie-
dliwego promowania jednego z producentéw. Przykladem
moze by¢ wprowadzenie do programu leczenia raka piersi
trastuzumabu w postaci podskérnej na zasadach zdecy-
dowanie korzystniejszych (zgodnych z aktualnym stanem
wiedzy), niz jest to okreslone dla trastuzumabu podawa-
nego dozylnie. Jego zasady definiuje ,stary” zapis, z jednej
strony odnoszacy sie do znacznie wezszej populacji cho-
rych, z drugiej - wymagajacy stosowania zdecydowanie
bardziej rozbudowanych procedur diagnostycznych. Takie
réznice w mozliwosci stosowania trastuzumabu w postaci
podskérnej i dozylnej nie maja zadnego uzasadnienia me-
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rytorycznego, a w sytuacji prawdopodobnie bliskiego po-
jawienia sie na rynku dozylnych preparatéw biopodobnych
trastuzumabu stwarzaja wyraznie preferencyjne warunki dla
producenta leku w postaci podskérne;.

Podstawowym problemem, poza tymi wszystkimi
ograniczeniami  formalno-organizacyjnymi, wydaje sie
brak woli politycznej poprawy dostepu Polakéw do le-
kéw innowacyjnych. Wydatki publiczne na leki i inne nie-
trwate dobra medyczne w przeliczeniu na 1 mieszkanca
(z uwzglednieniem parytetu sity nabywczej) sg w Polsce
najnizsze sposrdd europejskich krajow OECD. Nieste-
ty, po wprowadzeniu w 2012 roku ustawy refundacyjnej
(ktéra deklarowala zwiekszenie dostepnosci innowacyj-
nych terapii lekowych) wydatki refundacyjne NFZ spadly
o ponad 16%. Dodatkowo, w latach 2015-16 spadt udziat
lekéw onkologicznych w wydatkach NFZ na leki innowa-
cyjne. Uderzajacy jest tez gwaltowny spadek pozytyw-
nych rekomendacji AOTMIT od roku 2015, co zbiegto sie
z ujawnieniem przez prase listu dwezesnego Wiceministra
Zdrowis, sugerujacego kierowanie sie w wiekszym stopniu
aspektem finansowym rozpatrywanego wniosku refunda-
cyjnego. Dodatkowo, rekomendacje AOTMIT nie sa dla
Ministerstwa Zdrowia wiazace i decyzje o przyznaniu re-
fundacji sa nierzadko podejmowane pomimo negatywnej
rekomendacji AOTMIT. By¢é moze nalezy sie tu zastanowié,
czy spoteczenstwo polskie staé na utrzymywanie instytucji,
ktéra w swojej dziatalnosci nie przestrzega zalecen ustawy
i ktorej rekomendacje czesto nie sg brane pod uwage.

Problemem jest rowniez nieadekwatna wycena pro-
gramow lekowych, ktéra sprawia, ze ich prowadzenie jest
nieoplacalne dla $wiadczeniodawcdw, a w czesci przypad-
kéw generuje nawet straty. To sprawia, ze cze$¢ instytucji nie
jest zainteresowana ich prowadzeniem, a dostep chorych
do leczenia jest niepotrzebnie utrudniany. Rozbudowane
wymogi formalne i dotkliwo$¢ kar za niespetnienie czesto
drugorzednych wymogdw sprawisja tez, ze lekarze niechet-
nie zajmuja sie prowadzeniem programéw lekowych, a je-
zeli to robig, wymogi sprawozdawczosci zabierajg im istotng
czes$¢ czasu, ktdry powinien byé poswiecony chorym.

Przy ograniczeniach budzetowych alternatyw-
ny dostep do innowacyjnych terapii dla czesci chorych
moglyby zapewni¢ badania kliniczne; niestety, regulacje
prawne bardzo utrudniaja ich prowadzenie. Dodatkowo,
pacjenci sa niekiedy nawet ,karani” za udziat w badaniu
(8 wiec odciazenie budzetu) ograniczaniem im dostepu do
kolejnych linii leczenia (ze wzgledu na niespetnienie kryte-
ribw dotyczacych leczenia poprzedzajacego).

Wszystko to sprawia, ze udziat polskich pacjentow
w leczeniu lekami innowacyjnymi, nawet w przypadku ich
nominalnej refundacji, nie jest optymalny. | tak, szacunki
wskazuja, ze zastosowanie trastuzumabu u polskich cho-
rych jest o okoto polowe nizsze niz w bogatszych krajach
Europy Zachodniej i Stanach Zjednoczonych (dane do
roku 2013). Podobne szacunki sa przedstawione w oma-
wianym raporcie.

Nalezy réwniez zastanowi¢ sie, dlaczego niekté-
rzy producenci w ogdle nie podejmujag lub wycofuja sie
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z dziatan zmierzajacych do refundaciji ich lekdw na duzym,
a wiec potencjalnie atrakcyjnym polskim rynku. Wedtug
danych omawianego raportu sytuacja taka dotyczyta 56%
planowanych do wprowadzenia lekéw! Przyczyny moga
by¢ rézne, ale na pewno nie bez znaczenia sa utrudnie-
nia formalne, wysokie koszty przygotowania wymaganych
analiz i bardzo nieprzewidywalny wynik calego procesu.

Kolejnym problemem jest fakt, ze nawet w przy-
padku nominalnej refundacji pacjenci moga byé zmu-
szani do ponoszenia znaczacych kosztéw. Sytuacja taka
moze wystapi¢ w przypadku czesci lekéw dostepnych
w lecznictwie otwartym (aptekach), objetych wspdlnym
limitem cenowym - w czesci przypadkdéw mimo réznych
wskazan i zastosowania. | tak, umieszczenie w jednej
grupie limitowej krétko- i dhugodziatajacych czynnikéw
stymulujacych wzrost kolonii granulocytow sprawito, ze
.apteczna” doplata do jednego opakowania tych ostat-
nich wynosi obecnie ponad 500 zt ([dane na luty 2017).

Wszystko to sprawia, ze dostep polskich pacjentow
do nowoczesnego leczenia onkologicznego jest subopty-
malny. Jednoczes$nie dane epidemiologiczne wskazuja na
znacznie gorsze wyniki leczenia, w poréwnaniu z innymi
krajami europejskimi. Trudno tu jednoznacznie moéwié
o bezposrednim zwigzku przyczynowo-skutkowym, ale
dane z innych krajéw wskazuja na wyrazny zwiazek nakia-
dow i wynikow leczenia, a wnioski nasuwaja sie same...
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Stownik pojec

chemioterapia niestandardowa - (program chemiote-
rapii niestandardowej] mechanizm umozliwiajacy sfinan-
sowanie przez NFZ terapii niedostepnej w standardowych
strumieniach finansowania / refundacji, w sytuacji gdy
dostepne leki okazaly sie nieskuteczne lub ze wzgledu
na wskazania medyczne nie mozna ich bylo pacjentowi
podaé. Podstawa do uruchomienia finansowania terapii

w ramach chemioterapii niestandardowej byta zgoda NFZ

na jej sfinansowanie wydawana na wniosek lekarz prowa-

dzacego danego pacjenta. Co do zasady chemiotera-
pia niestandardowa funkcjonowata w systemie do konca

2014 roku. W kolejnych latach chemioterapia niestandar-

dowa byla dostepna jedynie dla 2 grup pacjentdow:

P pacjentdéw kontynuujacych terapie rozpoczete przed
dniem 1 stycznia 2015 roku w ramach procedury ,Pro-
gram leczenia w ramach $wiadczenia chemioterapii
niestandardowe]” danym lekiem, w danym wskazaniu,
u danego pacjents;

P pacjentdw, ktdrzy uzyskali zgode na realizacje Swiadcze-
nia chemioterapii niestandardowej do wnioskow ztozo-
nych w oddziale wojewddzkim NFZ do dnia 31 grudnia
2014 roku.

instrumenty dzielenia ryzyka - umowy miedzy Minister-
stwem Zdrowia, a firmami farmaceutycznymi ubiegajacymi
sie o objecie refundacjg swoich produktow, zawarte w celu
ograniczenia ryzyka wystapienia nadmiernych wydatkéw
po stronie Narodowego Funduszu Zdrowia. Instrumenty
dzielenia ryzyka zawieraja mechanizmy o charakterze finan-
sowym [np. po przekroczeniu okreslonej w umowie ilosci
sprzedanych opakowan zwracanie do Ministerstwa Zdrowia
réwnowartosci czedci refundacji wyptacanej przez NFZ na
sfinansowanie terapii ,nadmiarowymi” opakowaniami leku)
oraz oparte na wynikach zdrowotnych (np. Ministerstwo
Zdrowia wyraza zgode na sfinansowanie kosztow terapii le-
kiem tylko w przypadku pacjentdw, u ktdrych lek przyniost
poprawe stanu zdrowia; w przypadku pacjentdw, ktérzy nie
odniesli korzysci z zastosowania leku, firma farmaceutyczna
zwraca koszty poniesione przez NFZ w zwigzku z jego za-
stosowaniem w tej grupie pacjentow).
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katalog chemioterapii - kategoria dostepnosci refunda-
cyjnej wyszczegdlniona w ustawie refundacyjnej. Katalog
obejmuje liste substancji czynnych stosowanych i refun-
dowanych w ramach chemioterapii nowotworéw. Cecha
charakterystyczna lekéw z katalogu chemioterapii jest
mozliwo$¢ swobodnego ich uzywania przez lekarza pro-
wadzacego pacjenta z choroba nowotworows, u ktérego
postawione rozpoznanie znalazto sie na wykazie jednostek
chorobowych przypisanych danej substancji czynnej. Li-
sta lekdw znajdujacych sie w katalogu chemioterapii, wraz
z jednostkami chorobowymi, w ktérych moga one znalezé
zastosowanie, stanowi zatgcznik do kazdego obwieszczenia
refundacyjnego publikowanego przez Ministra Zdrowia.

klasa ATC - (klasyfikacja anatomiczno-terapeutyczno-
-chemiczna), system porzadkujacy leki inne $rodki i pro-
dukty wykorzystywane w medycynie. Klasyfikacja polega
na przypisaniu danego leku do odpowiedniej grupy ana-
tomicznej, terapeutycznej i chemicznej. Klasyfikacja ATC
kontrolowana jest przez Swistowa Organizacje Zdrowia
(WHO). W raporcie wykorzystano leki znajdujace w dwéch
klasach ATC: LO1 - Cytostatyki oraz LO2 - Leki stosowane
w terapii hormonalnej

lek generyczny - (lek odtwérczy, odpowiednik leku ory-
ginalnego, odpowiednik leku referencyjnego) kolejny lek
zawierajacy te sama substancje czynng, wyprodukowany
po wygasnieciu ochrony patentowej dla pierwszego leku
jo zawiersjacego (leku oryginalnego/innowacyjnego.
Firmy produkujace leki generyczne nie ponosza kosztéw
zwiazanych ze stworzeniem nowego leku oraz z wprowa-
dzeniem go na rynek (np. koszty badan klinicznych). Z tego
powodu maja mozliwosé zaproponowania ceny leku istot-
nie nizszej niz cena leku oryginalnego. Z punktu widzenia
systemu ochrony zdrowia leki generyczne umozliwiaja
istotne obnizenie kosztéw leczenia.

lek oryginalny - (lek innowacyjny, lek referencyjny) -

pierwszy lek z nowa substancjg czynna wprowadzony
na rynek i dopuszczony do dystrybucji ze wzgledu na
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udokumentowana na podstawie badan klinicznych: sku-
teczno$¢ terapeutyczng, jakodé oraz bezpieczenstwo
stosowania w poréwnaniu z innymi produktami stosowa-
nymi w tym samym wskazaniu. Z punktu widzenia pacjen-
ta leki oryginalne stanowia nowg opcje terapeutyczna,
wiec istotne jest dla niego, by dostep do takich lekéw byt
szybko zapewniony. Z punktu widzenia systemu ochrony
zdrowia leki innowacyjne sa pozycjg generujaca koszty
w systemie. Co do zasady, finansowanie lekéw oryginal-
nych i generycznych powinno by¢ ze sobg powiazane
- oszczednosci powstajace w systemie ochrony zdrowia
po wprowadzeniu na rynek lekbw generycznych powinny
stuzy¢ sfinansowaniu nowych lekow oryginalnych.

LYG - (life years gained) zyskane lata zycia - jest to zmo-
dyfikowana miara $miertelnosci, uwzgledniajaca w swojej
definicji oczekiwane pozostate lata zycia. Miara ta przy-
wigzuje wieksza wage do mlodszej czesci populacji, po-
niewaz uratowanie zycia noworodka gwarantuje zyskanie
wiekszej liczby lat zycia, niz jest to mozliwe w przypadku
uratowania zycia osoby starszej.

obwieszczenie refundacyjne - komunikat Ministra
Zdrowia publikowany co dwa miesiace, bedacy swego
rodzaju ogtoszeniem o wszystkich lekach, srodkach spo-
zywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobach medycznych, ktére w okresie obowiazywania
obwieszczenia sa objete refundacja (posiadaja wazna de-
cyzje refundacyjng). Co do zasady tylko leki, ktére sa za-
warte w obwieszczeniu, podlegaja refundaciji (dla systemu
refundacyjnego lekiem jest pojedyncze opakowanie, kté-
re jest opisane danym kodem EAN, tzn., ze opakowanie
tego samego leku, z taka sama liczba tabletek, w tej samej
dawce, ale inaczej zapakowane (np. tabletki w buteleczce,
a nie w blistrach), posiadajace swoj odrebny kod EAN, kt6-
ry nie znalazt sie w obwieszczeniu, nie moze by¢é wydane
pacjentowi z refundacja).

program lekowy - kategoria dostepnosci refundacyjnej
wyszczegdlniona w ustawie refundacyjnej. Programy leko-
we umozliwiajg regulatorowi kontrole nad populacja pacjen-
tow, ktorzy moga by¢ zakwalifikowani do leczenia okreslo-
nym lekiem. Dzieki temu regulator jest w stanie ograniczy¢
koszty refundacji ponoszonych przez NFZ na leczenie okre-
Slonym lekiem. Co do zasady, programy lekowe obejmuja
innowacyjne, kosztowne substancje czynne. W ramach
opisu programu lekowego znajduja sie wyszczegdlnione
kryteria, ktére musi spetnié¢ pacjent, aby by¢ wiaczonym do
programu i otrzymaé dany lek, oraz kryteria, ktérych wysta-
pienie powoduje wykluczenie pacjenta z programu. Listy
lekéw objetych refundacja w ramach programéw lekowych
oraz szczegdtowe opisy poszczegdlnych programdw sta-
nowia zatacznik do publikowanego co 2 miesigce obwiesz-
czenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych
lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych.

QALY - (quality adjusted life years) lata zycia, skorygowa-
na jego jakos¢. Jest to miara bedaca ,pozytywnym” mierni-
kiem zdrowia. Okresla czas trwania dalszego zycia skory-
gowany o ograniczenia aktywnosci w wyniku choroby lub
niepetnosprawnosci. Miara ta jest powszechnie uzywana
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do oszacowania maksymalnego akceptowalnego przez
ptatnika kosztu nowej terapii, np. Wedhug zapiséw obowia-
zujacego prawa refundacyjnego w przypadku nowej terapii
obejmowanej refundacja w Polsce koszt uzyskania 1 QALY
nie powinien przekracza¢ trzykrotnosci PKB per capita.

skala logarytmiczna - rodzaj skali pomiarowej, stuzacej
do przedstawiania na jednym wykresie danych charakte-
ryzujacych sie duza rozpietoscia miedzy analizowanymi
wartosciami.

standard terapeutyczny - (standard medyczny, wytyczne
postepowania terapeutycznego) — stworzona przez eksper-
téw z danej dziedziny medycznej lista zalecen dotyczacych
profilaktyki, diagnostyki, leczenia i rehabilitacji w danej jed-
nostce chorobowej. Moga by¢ opracowywane zaréwno
przez krajowe, jak i miedzynarodowe gremia naukowe.
Standardy nie stanowia prawa. Sa cennymi wskazéwkami
dla lekarzy w ich codziennej praktyce klinicznej.

Smiertelnos¢ — miara ciezkosci choroby definiowana jako
iloraz liczby przypadkéw zgondw z powodu okreslonej
choroby w stosunku do wszystkich zdiagnozowanych przy-
padkow tej choroby w danej jednostce czasu (zwykle roku).

technologia lekowa - technologia medyczna, ktérej
gtéwna sktadowa jest lek.

technologia medyczna - technologia, ktérej gtdéwna
skladowa sa nie tylko leki czy urzadzenis, ale takze proce-
dury i algorytmy oraz sposoby postepowania z pacjentem
w danej jednostce chorobowej w danym systemie opieki
zdrowotnej.

ustawa refundacyjna - ustawa z dnia 12 maja 2011; glow-
ny akt prawny regulujgcy w Polsce zasady refundaciji le-
kéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
oraz wyrobéw medycznych.

wspolczynnik standaryzowany - parametr stosowany
w epidemiologii, okreslajacy, ile zachorowan (zgondw)
wystapitoby w badanej populacji, gdyby struktura wieku
tej populacji byta taka sama jak struktura wieku populacji
przyjetej za standard. Z requly wyrazany jest w przelicze-
niu na 100 tys. mieszkancéw. Umozliwia prowadzenie ana-
liz populacji réznigcych sie struktura wiekowa.

zachorowalno$é (zapadalnosé) - liczba nowo zarejestro-
wanych przypadkéw danej choroby w populacji w danym
przedziale czasu (zwykle roku) w przeliczeniu na 100 tys.
osbb.
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