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Chorych na Hemofilie
ul. Indiry Gandhi 14
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12 czerwca 2025

Szanowny Panie Prezesie,

Dziekujemy za przestang wiadomos$c¢ oraz za wyrazone zainteresowanie kwestig udostepnienia emicizumabu
dla pacjentow z hemofilig A niepowiktang inhibitorem w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych
na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028 (dalej: Narodowy Program, NPLH). Pragniemy
podkresli¢, Zze nasze dziatania sg prowadzone w duchu otwartosci, wspotpracy i petnej transparentnosci,

z poszanowaniem zasad wynikajacych z zapisow Narodowego Programu.

Zgodnie z Zatgcznikiem nr 12 NPLH, uprawnionymi do sktadania wnioskow o wigczenie nowej terapii do
Programu sa:

konsultanci krajowi lub wojewddzcy w dziedzinie hematologii, pediatrii lub transfuzjologii kliniczne;j,
koordynatorzy wojewddzcy Programu,

przedstawiciele Narodowego Centrum Krwi,

kierownicy osrodkow realizujgcych Program.

W zwigzku z tym podmiot odpowiedzialny (firma farmaceutyczna) oraz organizacje pacjenckie nie moga
formalnie inicjowac¢ takiego wniosku. Dlatego nasza korespondencja w tej sprawie (pisma z dnia 24
kwietnia 2025 r. oraz 23 maja 2025 r.) zostata skierowana do wtasciwych ekspertéw klinicznych,
w tym do Przewodniczacego Rady Programu, ktéry jest jednoczesnie gwarantem prawidtowego
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przebiegu prac Rady oraz wtaczenia przedstawicieli pacjentéw do procesu, jak tylko zostanie
on zainicjowany. Cho¢ formalne uprawnienie do sktadania wnioskdw nie obejmuje organizacji pacjentow,
Narodowy Program przewiduje dla nich kluczowe miejsce w procesie opiniodawczym i doradczym,

w szczegolnosci:

® podczas posiedzen Rady Programu, gdzie przewidziany jest udziat przedstawicieli Srodowisk
pacjenckich,

e w trakcie publicznych konsultacji dokumentéw, ktore moga by¢ prowadzone przez Ministerstwo
Zdrowia lub instytucje eksperckie (np. AOTMIT),

wnioski i mogg uwzglednia¢ gtosy pacjentow.

W przypadku przedmiotowej terapii pismo zostato przekazane do instytucji i ekspertow
posiadajacych kompetencje do wszczecia procedury, z jednoczesna prosba o zainicjowanie
dziatan Rady Programu, ktérej cztonkiem jest przedstawiciel organizacji pacjentow.

Podkreslamy, ze nasza korespondencija byta wyrazem otwartosci na udostepnienie terapii w zgodzie
z obowigzujgcymi procedurami systemu ochrony zdrowia w Polsce.

dla pacjentow chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne:

e finansowanie w ramach modutu 4 Narodowego Program Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028 (w tym przypadku wniosek o objecie
finansowaniem leku moze inicjowac srodowisko medyczne),

e finansowanie terapii w ramach programu lekowego B.15 “Zapobieganie krwawieniom u dzieci
z Hemofilia A i B (ICD-10: D66, D67)” (w tym przypadku wniosek inicjuje podmiot odpowiedzialny
za lek).

Majac na uwadze powyzsze, w obliczu sytuacji i potrzeb pacjentdw, nie pozostajemy bierniiod 2022 roku
realizujemy procesy refundacyjne, ktore maja na celu udostepnienie terapii szerszej grupie pacjentow.
PodjelisSmy proaktywne dziatania dotyczace udostepnienia emicizumabu dla pacjentéw bez inhibitora

w Polsce takze w ramach programu lekowego. W lipcu 2024 r. nastapito rozszerzenie refundacji w ramach
programu lekowego, obejmujac wytacznie populacije pediatryczng. Terapie podskdrng umozliwiono:

e Najmtodszym dzieciom z ciezkg hemofilig A (do ukonczenia 2. roku zycia).
e Dzieciom z trudnosciami w dostepie dozylnym.

® [Dzieciom z wysokg czestoscig krwawiert pomimo dotychczasowej profilaktyki.
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Obecnie w toku sg dwa postepowania dot. udostepnienia emicizumabu w programie lekowym:

e od listopada 2023 r. wniosek refundacyjny dla wybranej waskiej grupy dorostych pacjentow
z hemofilig A niepowiktang inhibitorem, u ktorych prowadzenie profilaktyki czynnikiem VIl jest
niemozliwe lub nieskuteczne, oraz

e od kwietnia 2025 . kolejny wniosek o rozszerzenie dostepu do emicizumabu, zgodnie
z zarejestrowanymi dla leku wskazaniami, co umozliwi réwny dostep i elastyczny dobdr terapii.

Pismo, ktére zostato skierowane do ekspertéw klinicznych, w tym cztonkéw Rady Programu, byto
wyrazem dobrej woli, otwartosci i checi zapewnienia Radzie petnej informacji o mozliwosciach
udostepnienia leczenia - bez wzgledu na to, ktora sciezke finansowania (program lekowy lub
NPLH) wybierze ostatecznie Ministerstwo Zdrowia. Przekazanie tych informacji do Przewodniczacego
Rady Programu, jako osoby koordynujacej jej prace, oraz ekspertow klinicznych, jako srodowiska medycznego,
ktére moze by¢ inicjatorem zmian w systemie leczenia hemofilii, jest zgodne z dobrymi praktykami dialogu
klinicznego i spotecznego.

W aktualnej wersji Programu nie ma okreslonych procedur dotyczacych obiegu korespondencji z Rada
Programu ani publicznie dostepnej listy jej cztonkow. Jestesmy jednak przekonani, ze — jak miato to miejsce
w poprzednich latach — przeptyw informacji w ramach Rady jest ptynny, a jej cztonkowie dbajg o0 wtasciwg
komunikacje. Potwierdza to Panstwa pismo do naszej firmy z dnia 10 czerwca 2025 r., oznacza bowiem, ze
Rada zainicjowata dziatania, wtgczajac w nie przedstawiciela pacjentéw i udostepniajac odpowiednio
informacje. Jesli w przysztosci zostang przez Ministerstwo Zdrowia lub Rade Programu opublikowane
wytyczne dotyczace komunikacji z Radg wraz z listg jej cztonkdw, niezwtocznie sie do nich dostosujemy.
Zgodnie z nasza wiedza, dalsza koordynacje procesu prowadzi Rada Programu, jestesmy zatem

przekonani, ze obieg informacji wypracowany przez lata bedzie funkcjonowat bez zarzutu.

Wierzymy, ze nasze intencje sg zrozumiate i ze wspolnie dziatamy na rzecz dobra pacjentow oraz racjonalnego
wdrazania innowacyjnych terapii w Polsce. Emicizumab zostat dopuszczony do stosowania w Unii Europejskiej
w 2018 roku jako leczenie profilaktyczne u pacjentow z hemofilig A, zaréwno z inhibitorem czynnika VIIl,

jak i bez inhibitora. Terapia ta zostata uwzgledniona w wytycznych Swiatowej Federacji Hemofilii (WFH) jako
jedna z form profilaktyki; umozliwia mniej inwazyjne podawanie podskorne oraz ma zweryfikowany na

przestrzeni wielu lat praktyki klinicznej profil skutecznosci i bezpieczenstwa.

Mimo dostepnosci emicizumabu w Polsce, jego refundacja pozostaje ograniczona i nie odzwierciedla wskazan
rejestracyjnych w Europie oraz dostepnosci w innych krajach UE. Duzy niepokdj budzi przedtuzajacy sie
proces refundacji dla dorostych pacjentow z ciezka hemofilig A niepowiktang inhibitorem, ktéry trwa od 2022
r. i zostat juz przeprowadzony w obu Sciezkach refundacyjnych. Jest to wyjatkowo niekorzystna sytuacja dla
polskich pacjentow, ktérzy jako jedyni w Unii Europejskiej sg pozbawieni mozliwosci leczenia emicizumabem.

3/4



Na przestrzeni ostatnich lat obserwujemy, jak leczenie hemofilii w Polsce stopniowo rozwija sie, a my jako
firma mamy zaszczyt by¢ czescia tej zmiany, wspierajac pacjentéw w codziennym zyciu.

Z najwyzszym szacunkiem odnosimy sie do polskiej spotecznosci pacjentow i doceniamy
modelowy charakter systemu ochrony zdrowia w Polsce, ktory w procesach udostepniania
terapii realnie uwzglednia gtos srodowiska pacjenckiego, przyczyniajac sie do statej poprawy
jakosci opieki.

Jestesmy otwarci na dalszy dialog - zaré6wno w ramach korespondencji pisemnej, jak
i osobistego spotkania — aby rozwia¢ wszelkie watpliwosci i zapewnié, ze gtos pacjentéw bedzie
styszany i uwzgledniany na kazdym mozliwym etapie.

Z wyrazami szacunku,

Signed by /
Podpisano przez:

Signed by /
Podpisano przez:

Irma Veberic ,f[,zgrizctgvaicz

Date / Data: Date / Data:

2025-06-12 2025-06-12 14:14

14:44
Irma Veberic¢ Krzysztof Adamcewicz
General Manager Dyrektor Dziatu Strategii Rozwoju Rozwigzan
Roche Polska Systemowych i Komunikaciji

Roche Polska

Do wiadomosci:

- Pani Izabela Leszczyna - Minister Zdrowia

- Pan Daniel Rutkowski - Prezes AOTMIT

- Prof. dr hab. n. med. Ewa Lech-Maranda - Krajowy Konsultant w dziedzinie hematologii

- Rada Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie

- Dyrektor Narodowego Centrum Krwi Pan Sebastian Twardg

- Lutz Knabe, Roche International, Senior Patient Partnership Director, Hematology and Haemophilia
- Alain Baumann - CEO - World Federation of Hemophilia

4/4



		2025-06-12T14:14:51+0200


		2025-06-12T14:44:57+0200




