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W Polsce niebawem zostanie powotany Komitet Sterujacy ds. Chorob Rzadkich
Zmiana opisu programu terapeutycznego leczenia choroby Hurler

Realizacja programoéw terapeutycznych w 2007 uzgodniona

Lek na MPS typ II zarejestrowany w Unii Europejskiej

Honorowy Patronat nad Miedzynarodowa Konferencja MPS 2007

Przygotowania do powotania Komitetu
Sterujacego ds. Chordob Rzadkich

Mirostaw Zielinski
Krajowe Forum na rzecz terapii chordb rzadkich

W koncu listopada 2006 roku doszto do spotkania
Ministra Zdrowia Zbigniewa Religi oraz Wiceministra
Bolestawa Piechy z przedstawicielami sygnatariuszy
listu wystepujacego z inicjatywa powotania Komitetu
Sterujacego ds. rzadkich chorob. W spotkaniu poza
personelem Ministra z Departamentu Polityki Lekowej i
Farmacji  wzieli udziat przedstawiciele Urzedu
Rejestracji Produktéw Leczniczych, Cztonek Komitetu
ds. Lekdw Sierocych przy Europejskiej Agencji Oceny
Lekéw, Prezes Stowarzyszenia MPS i przedstawiciele
naszego Forum Orphan.

Koncepcja utworzenia takiego Komitetu w Polsce
spotkata sie z poparciem Kierownictwa resortu
zdrowia. Zapowiedziano, ze Minister niebawem powota
w drodze zarzadzenia Komitet, w sktad ktoérego wejda
przedstawiciele resortu zdrowia i kilku innych resortow
mogacych przyczyni¢ sie do poprawy opieki i terapii
pacjentow z chorobami rzadkimi oraz przedstawiciele
NFZ, $wiadczeniodawcow, Towarzystw Genetycznych,
a takze reprezentacji waskiej grupy dostawcéw oraz
producentéw. Za konieczny uznano rowniez udziat
reprezentacji stowarzyszen pacjentéw z chorobami
rzadkimi.

W wyniku ustalen juz na poczatku grudnia rozpoczeto
trwajace nadal prace nad tekstem zarzadzenia
powotujacego Komitet i ustalajgcego jego sktad, cele i
zadania.

W trakcie prac przygotowujacych powotanie
Komitetu uzgodniono, ze do jego gtdwnych zadan
beda miedzy innymi nalezaty:

v okreslanie kierunkoéw polityki Panstwa w zakresie
opieki i terapii chorych na choroby rzadkie;

v definiowanie potrzeb finansowych niezbednych dla
zapewnienia powszechnego i petnego dostepu do
terapii dla chorych na choroby rzadkie;

v dbatos¢ o zapewnienie podstawowej i specjalistycznej
opieki zdrowotnej chorym na choroby rzadkie,

v’ zapewnienie integracji systemu terapii i opieki nad
chorymi na choroby rzadkie z ogdélnym systemem
opieki zdrowotnej;

v definiowanie, analiza oraz formutowanie zalecen
rozwigzywania biezacych problemdédw w realizacji
polityki Panstwa w zakresie opieki i terapii chorych
na choroby rzadkie oraz realizacji podstawowej oraz
specjalistycznej terapii i opieki chorych na choroby
rzadkie.

Oczekujemy, ze Komitet zostanie formalnie powotany
najpodzniej w pierwszym kwartale 2007 roku. Mamy
nadzieje, ze termin utworzenia oczekiwanego przez
$srodowiska medyczne i pacjentow Komitetu zostanie
dotrzymany.

Zmiana opisu programu terapeutycznego Hurler

W styczniu 2007 Zarzadzeniem Prezesa NFZ nr 4/2007
zmieniono opis programu Hurler. Zmiana, ktéra byta
wnioskowana miedzy innymi przez Ministra Zdrowia,
dotyczyta wykreslenia ograniczenia wiekowego
wiaczenia do programu. Dotychczas istniejacy zapis
nie pozwalat na leczenie pacjentow ponizej 5 roku
zycia.

Ta oczekiwana nowelizacja pozwoli na szybkie
rozpoczecie terapii trojki kilkumiesiecznych dzieci, u
ktorych stwierdzono Mukopolisacharydoze typu 1.

Stowarzyszenie MPS oraz Krajowe Forum wyrazajg
podziekowanie dla Departamentu Gospodarki Lakami i
dla Prezesa NFZ za szybka reakcje i dokonanie
aktualizacji opisu programu terapeutycznego leczenia
choroby Hurler laronidaza.
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Zmiana wyceny punktowej i uzgodnienie
realizacji programoéw terapeutycznych
programow terapeutycznych na rok 2007

Krajowe Forum na rzecz terapii choréb rzadkich,
$ledzac zmiany przepisow regulujacych realizacje
programdéw terapeutycznych, z ulgg odnotowato fakt
zmiany wyceny punktowej substancji czynnych
stosowanych w terapii chorob Hurlera i Gauchera.
Oczekiwana aktualizacja wyceny laronidazy oraz
imiglucerazy wprowadzona zostata Zarzadzeniem
Prezesa NFZ Nr 2/2007 z dnia 9 stycznia 2007 r.

Bedac w stalym kontakcie z Mazowieckim Oddziatem
NFZ w zakresie potrzeb lekowych programow
terapeutycznych, przedstawialismy szczegotowe
informacje na temat oszacowanych przez srodowisko
pacjentow potrzeb ilo$ciowych niezbednych do
planowania wysokosci finansowania programoéw dla
chorych z choroba Gaucher’a i Hurler.

Wkrotce potem zostaliSmy poinformowani przez
przedstawiciela Mazowieckiego Oddzialtu NFZ o
pozytywnym zakonczeniu rozméw z  IPCZD
uzgadniajacych realizacje obu programéw w 2007 r.

Zaréwno szybka interwencja Centrali NFZ
dostosowujgca wysokosci wycen punktowych do
realnych mozliwosci zakupu lekéw, jak i pomysine

uzgodnienie poziomu finansowania z IPCZD
uspokoity nasze wczesniejsze, wynikajace z
rozbieznosci cen i krétkich terminéw kontraktacji,
obawy o przerwy, a nawet o wstrzymanie terapii
pacjentow z chorobg Hurler i Gaucher’a.

Teraz pozostaje tylko oczekiwa¢é na szybkie
dokonczenie formalnosci zwigzanych z zamoéwieniem
lekow. Przekonani jednak jestesmy, ze
administracja IPCZD dotozy wszelkich staran i
skoordynuje dostawy tak aby uniknaé przerw w
podaniach enzymow.

Zarowno pacjenci jaki i rodzice oraz wtadze naszych
organizacji sktadaja wyrazy podziekowania dla
kierownictwa i pracownikéw NFZ i IPCZD za dotozenie
wszelkich staran i zakonczenie stresujgcego nasze
$rodowisko procesu kontraktacji.

Stowarzyszenie Rodzin z Chorobga Gaucher'a
Stowarzyszenie Chorych na MPS
Krajowe Forum na rzecz terapii choréb rzadkich

Lek na chorobe Huntera, MPS typ 1I, zostat
zaaprobowany przez Komisje Europejska

11 stycznia 2007 Firma Shire plc ogtosita, ze Komisja
Europejska wydata pozwolenie na dopuszczenie do
obrotu dla leku ELAPRASE® (idursulfaza) do
stosowania w dlugoterminowym leczeniu pacjentéw z
chorobg Huntera (Mukoplisacharydozg II typu, MPS
II). ELAPRASE jest pierwszg i jedyng enzymatyczng
terapiq zastepczag dla pacjentéw cierpigcych na
chorobe Huntera. Zostata ona uprzednio wprowadzona
na rynek amerykanski w lipcu 2006 roku. W wielu
krajach europejskich uruchomiono juz procedury
cenowe i refundacyjne dla Elaprase. Lek zostanie
wprowadzony na rynki wiekszosci krajow europejskich
w 2007 roku.

Ponad 200 pacjentow otrzymuje obecnie terapie
enzymatyczng Elaprase, w tym ponad 100 w Europie w
ramach programdw przed-rejestracyjnych i ponad 100
w Stanach Zjednoczonych. Ocenia sig, ze na catym
Swiecie jest okoto 2000 pacjentow w krajach, gdzie
mozliwa bedzie refundacja. Okoto 400 pacjentéw z tym
schorzeniem zostato do tej pory zdiagnozowanych w
Europie.

“JesteSmy bardzo zadowoleni z kolejnego kroku w globalnym
rozwoju ELAPRASE. Choroba Huntera (MPS 2) jest rzadkim i

wyniszczajagcym schorzeniem. Dostepnos¢ tego leczenia
bedzie miata potencjalnie ogromny wptyw na zycie
pacjentow” stwierdzit Prezes Shire Matthew Emmens.

ELAPRASE jest oczyszczong formag lizozomalnego
enzymu iduro-2 sulfatazy produkowang w technologii
rekombinowanego DNA w ludzkiej linii komodrkowej.
ELAPRASE, dostarczana w cotygodniowych wlewach
zastepuje enzym, ktoérego pacjenci z chorobg Huntera
nie wytwarzajg lub wytwarzajg w niedostatecznej ilosci.

Choroba Huntera jest bardzo rzadkim, postepujacym i
zagrazajacym zyciu schorzeniem, ktére dotyka gtéwnie
osoby pici meskiej. Jest ona jedng z dziedzicznych
chordb metabolicznych znanych jako lizosomalne
choroby spichrzeniowe. U pacjentéw z chorobg Huntera
wystepuje brak enzymu iduro-2 sulfatazy, niezbednego
w ciaglym procesie rozktadu weglowodanéw zwanych
glikozoaminoglikanami  (GAG). Oczekiwana dtugosc
zycia u tych pacjentéw wynosi jedynie 10-20 lat.

Pozwolenie na dopuszczenie do obrotu dla leku
ELAPRASE® wydano po uprzedniej pozytywnej opinii
Komitetu Produktow Medycznych (CHMP) w
pazdzierniku 2006 roku.
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Honorowy Patronat nad Miedzynarodowa
Konferencja MPS 2007
Teresa Matulka
Stowarzyszenie MPS

Jak pisalismy w poprzednim wydaniu Biuletynu
Stowarzyszenie Chorych na Mukopolisacharydoze i
Choroby Pokrewne rozpoczeto przygotowania do
zaplanowanej na 24-27 maja 2007 Miedzynarodowej
Konferencji Sieci MPS. Z przyjemnoscig informujemy,
ze honorowy patronat nad Konferencjg objat Minister
Zdrowia RP oraz Instytut ,Pomnik - Centrum Zdrowia
Dziecka”.

Funkcjonuje juz portal internetowy Konferencji
www.mpsnetwork2007.pl, na ktéorym znajdujg sie
biezace informacje o programie oraz formularz
rejestracyjny udziatu w konferencji. Ze wzgledu na
ograniczong ilos¢ miejsc serdecznie zachecamy do
wczesniejszej rejestracji swojego udziatu.

Liczac na Panstwa zainteresowanie i obecnos$¢, w
imieniu  wszystkich czionkédw Stowarzyszenia MPS
serdecznie zapraszam do wziecia udziatu w tegorocznej
$wiatowej Konferencji MPS.

Pozostaje z powazaniem
Teresa Matulka

Prezes Stowarzyszenia MPS

HMIEDZYNARODOWMA
KONFERENCIA MPS

2007
SEROCK

26-27 MAIA

Honorowy Patronat
Ministra Zdrowia RP oraz Instytutu "Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka"

www.mpsnhetwork2007.pl

REJESTRACJA UDZIALU W KONFERENCJII
TUTAJ
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