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Przedmiot petyciji :

Podtrzymanie dofinansowania leku SOLIRIS — zmiana decyzji w zakresie usuniecia
leku SOLIRIS z listy lekéw refundowanych,

PETYCJA

Stosownie do brzmienia art. 2 ust. 2 pkt [ Ustawy z dmia 11 lipca 2014r. o petycjach
(Dz.1). 2018 poz. 870) — dzialajgc w interesie publicznym apelujemy o pomoc i
przywrocenie Leku SOLIRIS, leku, ktory ratuje zycie chorych na Nocng Napadows, na
list¢ lekow refundowanych w leczeniu tej rzadkiej choroby.

Nocna napadowa hemoglobinuria (zespot Marchiafavy-Micheliego, ang. paroxysmal
nocturnal hemoglobinuria, PNH ) to rzadko wystepujaca nabyta choroba klonalna
krwiotworcze] komorki macierzystej wywotana mutacjg somatyczna genu PIGA. W wyniku
mutacji dochodzi do nienowotworowej ekspansji komoérek potomnych z defektem oraz
zwigzanych za jego posrednictwem z blong komdrkowy, biatek o roznej funkeji, w tym
inhibitoréw dopetniacza CD55 i CD359. Niedobdr lub calkowity brak tych bialek na
erytrocytach petni kluczows rolg w patogenezie PNH. U chorych wystepuje triada wyrazonych
w réznym stopniu objawéw klinicznych, takich jak hemoliza, zaburzenia zakrzepowe i
zaburzenia wynikajace z niewydolnosci szpiku. Inne objawy to m.in. chroniczne zmeczenie czy
bole brzucha 1 migsni. PNH rozpoznaje si¢ w kazdym wieku, cho¢ najczesciej u oséb miodych.
Wystepowanie choroby szacuje si¢ na 1,3/mln oséb/rok. Okresla sig, ze 5-letnia przezywalnosé
szacowana jest na zaledwie 35%.






Mozliwoscia zapobiegania objawom choroby jest podawanie nowoczesnego,
stosowanego niemal w catej Europie i1 dalekich zakatkach Swiata leku. Soliris ( Eculizumab )
to przeciwcialo monoklonalne, ktore tagodzi objawy choroby 1 umozliwia pacjentom niemal
normalne funkcjonowanie w spoteczenstwie. Pacjenci muszg dostosowacd swoje zycie prywatne
1 zawodowe do rygorystycznych wymagan programu lekowego. Na stale, czyli do konca zycia,
co dwa tygodnie, muszg stosowac terapi¢ w infuzji dozylnej w warunkach ambulatoryjnych.

Wrykazano, ze terapia znosi hemoliz¢ wewnatrznaczyniows (normalizacja aktywnosci
LDH), stabilizuje stezenie hemoglobiny, ogranicza lub catkowicie eliminuje potrzebe
przetoczen koncentratu krwinek czerwonych, ale takze redukuje nadci$nienie plucne oraz
rvzyko zakrzepow, a ponadio zapobiega niewydolnosci nerek i bolom brzucha. Lek jest wige
efektywny w ograniczaniu objawdw klasycznej postaci PNH i u wigkszosci pacjentow
znaczaco poprawia jakos¢ ich zycia. Lek od kilku lat byt w Polsce dostgpny. Pacjenci objeci
programem lekowym mogli po prostu zacza¢ normalnie zy¢, zaklada¢ rodziny, podjac prace
zawodows czy realizowac st¢ w jakikolwiek inny sposob, do tej pory nicosiggalny.

Z ogromnym smutkiem 1 wrgcz niedowierzaniem przyjelismy decyzje Ministra Zdrowia
0 wylaczeniu programu lekowego nr B.96 dla pacjentéw z Nocng Napadowa Hemoglobinurig
t zaprzestaniu refundacji utrzymujgcego nas przy zyciu leku. Nie rozumiemy, dlaczego
niedawno zbudowana normalnos¢ oraz ochrona naszego zdrowia i zycia jest teraz brutalnie
odebrana. Wszelkie zrodta dotyczace naszej bardzo rzadkiej choroby dajg chorym najwyzej 5
lat zycia.

Odebranie leku w trakcie terapii bedzie pierwsza tego typu sytuacjg na swiecie. Lek jest
refundowany w wigkszosci krajéw Europy oraz w tak dalekich zakgtkach jak Indie, Brazylia
czy lzrael. Zdajemy sobie sprawg, Zze Solins jest lekiem drogim, ale nie ma zadnej alternatywy
dla tego preparatu, a liczba chorych nie jest duza.

Chorzy na Nocng Napadowg Hemoglobinurig, nie sg anonimowi — maja rodziny. dzieci
przyjaciol, kiérzy cierpig wraz z nimi widzac jak niepewna przysztos¢ ich czeka. Naszym
najwigckszym marzeniem jest moc kontynuowaé leczenie tak, aby méc zahamowaé postep
choroby i powréci¢ do normalnosci.

Art. 38 Konstytucji Rzeczypospolitej Polskiej stanowi, iz “Rzeczpospolita Polska
zapewnia kazdemu cztowiekowi prawng ochrone zycia. Stosownie do tresei art. 68 ust. 1 i 2
“Kazdy ma prawo do ochrony zdrowia oraz obywatelom, niezaleznie od ich sytuacji
malterialnej., wiladze publiczne zapewniajg rowny dostgp do $wiadczen opieki zdrowotnej
finansowany ze srodkow publicznych”. Ponadto nawigzujac do art. 6 ust.i ustawy z dnia 6
listopada 2008 r. o prawach pacjenta i Rzeczniku Praw Pacjenta - “Pacjent ma prawo do
swiadczen zdrowotnych odpowiadajacych wymaganiom aktualnej wiedzy medycznej”,

Apeluylemy wobec tego o jak najszybsze podjecie dzialan w celu przywrocenia
pacjentom z PNH mozliwosci ponownego uzyskania dostepu do statego programu lekowego i
skutecznej terapii w ich jednostce chorobowej.






My, chorzy, a takze ich rodziny, przyjaciele i inni obywatele, ktorym nie jest obojetny
los chorvch, zwracamy si¢ rowniez do firmy Alexion Pharmaceutics o prezne rozmowy z
Ministerstwem Zdrowia w celu ustalenia optymalne} ceny leku 1 obnizenie ceny do takiego
poziomu, na jaki firma Alexion Pharmaceutics moze pozwoli¢. Zwigkszy to
prawdopodobienstwo refundacji leku w kolejnym okresie programu lekowego.

Apelujemy o staly, dozywotni dostep do leku ratujacego nasze zycie.
Niniejsza petycja ma charakter petycji publicznej — choroba ta nie wybiera i moze
dotknaé¢ kazdego z obywateli Rzeczypospolitej, nie ma bowiem konkretnego czasu, w

ktérym choroba ta si¢ aktywuje.

Szanowni Panstwo — prosimy o Waszg pomoc.

Pacjenci chorzy na Nocna Napadowy Hemoglobinurie

Rodzin eraz Przyjaciele Pacjentow.

Podmiot wnoszgcy petycje — lista w zataczeniu,
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