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W odpowiedzi na ziozong do Ministra Zdrowia petycje ,O refundacje skutecznych
lekow w rzadkich nowotworach szpiku”, dotyczacg finansowania ze $rodkow
publicznych leku zawierajgcego substancje czynna ruksolitynib, uprzejmie informuje,
ze po przeprowadzeniu postepowan administracyjnych, wszczgtych w  zwigzku
ze ztozeniem przez uprawniony podmiot wnioskow o objecie refundacjg i ustalenie
urzedowych cen leku Jakavi (ruksolitynib) wramach programu lekowego: Leczenie
mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtérnej w przebiegu czerwienicy prawdziwej
i nadptytkowosci samoistnej, Minister Zdrowia, w dniu 9 listopada 2015 r., wydat
decyzje administracyjne, w ktorych odméwit objecia refundacjg ww. leku w ramach

wnioskowanego programul.

Nalezy wskazag¢, iz Minister Zdrowia, wydat przedmiotowe decyzje majgc na uwadze
uzyskanie jak najwiekszych efektow zdrowotnych w ramach dostepnych srodkow
publicznych, po wnikliwym rozpatrzeniu nizej wymienionych kryteriow, ujetych w art. 12
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkoéw spozywczych specjainego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2015 r. poz. 345):

1) stanowiska Komisji Ekonomicznej,

2) rekomendacji Prezesa Agencji,

3) istotnosci stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacja,
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4) skutecznosci klinicznej i praktycznej,

5) bezpieczenstwa stosowania,

6) relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania,

7) stosunku kosztéw do uzyskiwanych efektow zdrowotnych dotychczas
refundowanych lekow, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, wyrobéw medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym,

8) konkurencyjno$ci cenowej,

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen
ze srodkéw publicznych i Swiadczeniobiorcow,

10) istnienia a_|tefhatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy
0 éwiadczeniaéh, oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania,

11) wiarygodno$ci i precyzji oszacowan kryteridéw, o ktérych mowa w pkt 3-10,

12) priorytetédw zdrowotnych okreslonych w przepisach wydanych na podstawie art.
31a ust. 2 ustawy o swiadczeniach,

13) wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego
0 jakos¢, ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto
na jednego mieszkanca, o ktérym mowa w art. 6 ust. 1 ustawy z dnia
26 pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania wartosci rocznego produktu
krajowego brutto (Dz. U. Nr 114, poz. 1188 oraz z 2009 r. Nr 98, poz. 817),
aw przypadku braku mozliwosci wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia

- biorgc pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie Klinicznym
procedury medyczne, ktére moga by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, $rodek

spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyréb medyczny.

Podkreslenia wymaga réwniez, iz wydanie przedmiotowych decyzji poprzedzone byto,
zgodnie z obowigzujgcymi w tym zakresie przepisami ww. ustawy o refundacji,
przeprowadzeniem wieloetapowych postepowan administracyjnych, w ramach ktérych
Minister Zdrowia uzgodnit z ekspertami i Whioskodawcg opis programu lekowego,
zlecit Prezesowi Agencji Oceny Technologii Medycznych (obecnie Agencji Oceny
Technologii Medycznych | Taryfikacji — AOTMIT) przygotowanie analizy Wéryfikacyjnej,
stanowiska Rady i rékome_ndacji Prezesa, a dziatajgca przy Ministrze Zdrowia Komisja
Ekonomiczna prowadzita z Wnioskodawcg negocjacje w zakresie: ustalenia urzedowe;
ceny zbytu, poziomu odptatnosci, wskazan, w kiorych lek ma by¢ refundowany

oraz instrumentu dzielenia ryzyka.
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W tym miejscu nalezy zaznaczyé, iz w Rekomendacje nr 120/2014 z dnia 12 maja
2014 r. w sprawie objecia refundacja produktu leczniczego Jakavi w ramach programu
lekowego: Leczenie mielofibrozy pierwotnej oraz mielofibrozy wtérmej w przebiegu
czerwienicy prawdziwej i nadplytkowosci samoistnej, Prezes Agencji rekomendowat
objecie refundacjg przedmiotowego leku, podkresiajgc jednoczeédnie koniecznosé
realnego obnizenia kosztu terapii z uwagi na brak efektywnosci kosztowej. Wedtug
oszacowan Wnioskodawcy, przedstawionych w analizie ekonomicznej, koszt uzyskania
dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos¢ (QALY), wyrazony w postaci
inkrementalnego‘wépé%czynnika kosztow-uzytecznosci (ICUR) wynidst 526 169,00 PLN
z perspektywy NFZ oraz 526 127,27 PLN z perspektywy wspolnej: ptatnika i pacjenta.
Zatem ICUR jest ponad 4-krotnie wyzszy niz obowiazujgcy prog efektywnosci
kosztowej dla nowych technologii lekowych obejmowanych refundacjg réwny 3xPKB
per capita, tj. 125 955 PLN/QALY. Zgodnie z zaproponowanymi przez Whnioskodawce
warunkami finansowymi, miesieczny koszt terapii dla jednego pacjenta, w zaleznosci
od przyjmowanej dawki, ksztattuje sie na poziomie od ok. 20 tys. zt do ponad 30 tys.
Warunki objecia refundacjg leku Jakavi byly dwukrotnie przedmiotem negocjaci
Komisji Ekonomicznej z Wnioskodawcg. Nie udato sie jednak osiagng¢ porozumienia
gwarantujgcego efektywnod¢é kosztowg omawianej technologii lekowej. Komisja
Ekonomiczna, w przyjetym w drodze uchwaty stanowisku, zaproponowane przez
Whioskodawce warunki uznata za nieodpowiednie.

Nalezy takze podkreslic, iz zastrzezenia ekspertdw AOTMIT oraz Ministra Zdrowia,
budzity przedstawione przez Wnioskodawce dowody naukowe, dotyczgce skutecznosci
klinicznej i praktycznej oraz bezpieczenstwa stosowania leku Jakavi. Analiza kliniczna
Whioskodawcy oparta zastata o dwa pierwotne, randomizowane badania kliniczne
COMFORT-l i COMFORT-ll. W badaniu COMFORT-I, przeprowadzonym metodg
podwojnie Slepej proby, pordwnano ruksolitynib z placebo. Badanie COMFORT-,
poréwnujace ruksolitynib z najlepsza dostepng terapig, bylo badaniem otwartym, przy
czym najlepsza dostepna terapia (BAT) zostata zdefiniowana jako brak terapii lub
kazde komercyjnie dostepne leki stosowane w monoterapii lub terapi skéjarzonej
w leczeniu miélofibrozy lub je] objawow. Jak podat Whnioskodawca, w grupie
otrzymujgcych BAT prawie 33 % stanowili pacjenci nie przyjmujacy zadnej terapi.
Analizowane w ramach ww. badan COMFORT kryteria poprawy klinicznej odnoszg sie

gtdwnie do redukcji wielkosci sledziony, podczas gdy kryteria poprawy klinicznej
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wg IWG-MRT (International Working Group for Myeloproliferative Neoplasms Research
and Treatment) obejmujg réwniez redukcje objawow hematologicznych, ktore
w badaniach wtgczonych do analizy wnioskodawcy zostaty ocenione tylko w ramach
oceny bezpieczenstwa stosowania leku. Nadmieni¢ nalezy, ze w przypadku pacjentow
poddanych  terapii ruksolitynibem, parametry hematologiczne (anemia,
trombocytopenia, neutropenia) oceniane w ramach badan COMFORT ulegty istotnemu
pogorszeniu. Réwnoczesdnie odpowiedz na leczenie nie byla oceniana w oparciu
o kryteria zdefiniowane przez IWG-MRT, ktére odnoszg sie do catkowite] Iub
czesSciowej remisji choroby. Wigczone do analizy badania nie zostaty takze
zaprojektowane w sposob, ktéry by pozwolit z odpowiednig sitg statystyczng wykry¢

istotne statystycznie roéznice odnosnie punktu koncowego: przezycie ogoine (OS).
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