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Krakéw, 11.09.2019 r.

Szanowny Pan
Lukasz Szumowski
Minister Zdrowia
ul. Miodowa 15
00-952 Warszawa

Szanowny Panie Ministrze,

W nawigzaniu do inicjatywy podje¢tej przez Polskie Towarzystwo Lipidologiczne oraz
w uzgodnieniu z Prezesem Towarzystwa, Prof. dr hab. med. Maciejem Banachem, chciatbym
poprze¢ zmiany dotyczace programu lekowego przeznaczonego dla chorych =z
hipercholesterolemia rodzinng oraz podkres$lic postulaty zgloszone takze przez inne
stowarzyszenia naukowe.

Pomimo wielkiego postgpu w zakresie mozliwosci prowadzenia skutecznej terapii
pacjentow z hipercholesterolemig rodzinng (ang. familial hypercholesterolemia, FH), jakim
byto objecie refundacjg pierwszego inhibitora PCSK9 w listopadzie 2018 r. — za co bardzo
dzigkujemy Panu Ministrowi, chcielismy zwroci¢ uwage Pana Ministra na pilne potrzeby tej
szczegblnej grupy chorych.

Program lekowy: ,Leczenie hipercholesterolemii rodzinnej (ICD-10 E78.01)” w
obecnym ksztalcie zapewnia dostep do jednego z dwoch zarejestrowanych inhibitoréw
PCSK9 — alirokumabu. Drugi dostepny lek nalezacy do tej samej klasy — ewolokumab —
charakteryzuje si¢ analogiczng skuteczno$cig terapeutyczng i profilem bezpieczenstwa (=efekt
klasy) co obecnie wskazany alirokumab.

Zgodnie z obowigzujacymi kryteriami kwalifikacji, refundowany inhibitor moze dzi$
zosta¢ zastosowany u pacjentéw z FH, ktorzy w skali Dutch Lipid Clinic Network (DLCN)
osiaggaja wiecej niz 8 pkt (=pewne rozpoznanie FH), oraz u ktorych stezenie cholesterolu LDL
przekracza 160 mg/dl pomimo diety oraz leczenia maksymalnymi dawkami statyn co
najmniej przez sze$¢ miesigcy, w tym przez jeden miesigc w skojarzeniu z ezetymibem.
Szacowalismy, zaktadajac skuteczne rozpoznanie FH w Polsce (nawet 140 tys. chorych), ze
przy uwzglednieniu powyzszych kryteriow do przedmiotowego programu powinno
kwalifikowa¢ si¢ od 3 do 4 tys. chorych. Niestety, na podstawie naszego dotychczasowego
doswiadczenia z wlaczaniem pacjentow do przedmiotowego programu lekowego, widzimy, 1z
przy obecnie obowigzujacych kryteriach jesteSmy w stanie zakwalifikowaé do programu
jedynie 3-4 proc. pacjentéw. Oznacza to, ze maksymalnie do programu lekowego zostanie



wlaczonych nie wiecej niz 160 chorych. Widzimy, iz na skutek optymalizacji terapii
hipolipemizujacej z zastosowaniem statyn i ezetymibu cze$¢ pacjentow z FH osiaga poziomy
cholesterolu LDL ponizej ustalonego progu, mieszczace si¢ w zakresie od 70-160 mg/dl.
Oznacza to, ze nie mogg oni zosta¢ wiaczeni do przedmiotowego programu, pomimo tego, ze
nadal pozostaja pacjentami bardzo wysokiego ryzyka wystapienia kolejnych zdarzen
sercowo-naczyniowych, gdyz proces miazdzycy dalej u nich postepuje (co ma przede
wszystkim miejsce u pacjentow ze stezeniem LDL-C ponad 100 mg/dl). Dlatego tez, dbajac o
zapewnienie realnego dostepu do jedynej dostepnej terapii, umozliwiajgcej osiggniecie celu
terapeutycznego przez pacjentow z FH, wskazujemy, iz merytorycznie oraz etycznie
uzasadnione bytoby wprowadzenie nastepujacych zmian w obowigzujacym programie
lekowym:

. Obnizenie wskazanego w programie granicznego poziomu LDL-C do wartosci
130 mg/dl lub nizej, co bedzie niejako kompromisem pomigdzy obecnym progiem, a
rekomendacjami Europejskiego Towarzystwa Kardiologicznego, jak i ekspertéw Polskiego
Towarzystwa Lipidologicznego, Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce oraz Polskiego
Towarzystwa Kardiologicznego, ktore wskazuja, ze stosowanie inhibitorow PCSK9 nalezy
rozwazy¢ u chorych z poziomem LDL-C powyzej 100 mg/dl (u 0soéb z grupy duzego ryzyka)
lub nawet powyzej 70 mg/dl w grupie pacjentow bardzo wysokiego ryzyka, do ktérego nalezg
pacjenci z FH, pomimo stosowania u nich skojarzonego leczenia farmakologicznego przy
pomocy statyny i ezetymibu. Jest to takze warto$¢ znajdujaca odzwierciedlenie w dostgpnych
badaniach epidemiologicznych, jako ta, powyzej ktorej istotnie wzrasta ryzyko Sercowo-
naczyniowe u pacjentow z zaburzeniami lipidowymi.

. Skrocenie wskazanego w programie czasu trwania optymalizacji terapii
statynami 1 ezetymibem z 6 do 3 miesiecy (w schemacie 2 + 1) oraz jednoznacznego
wskazania w programie mozliwosci wlgczania pacjentow z catkowita nietolerancjg statyn.
Biorac pod uwage, ze pacjent z FH przy braku skutecznej terapii pozostaje w bardzo wysokim
ryzyku sercowo-naczyniowym, a ocena skuteczno$ci statyn jest mozliwa juz po 8-12
tygodniach i ezetymibu po miesigcu stosowania, nieetycznym jest utrzymywanie tych chorych
przez az 6 miesigcy na niewystarczajaco skutecznej terapii, bez mozliwosci zainicjowania
leczenia inhibitorem PCSK9. Rowniez pacjenci zglaszajacy catkowita nietolerancj¢ statyn
powinni moc zosta¢ jak najszybciej wiaczeni do programu lekowego, gdyz jedynie
zastosowanie inhibitoréw PCSK9 pozwoli u nich na istotne obnizenie poziomu LDL-C, a tym
samym umozliwi u duzej czgsci z nich osiggnigcie celu terapeutycznego. Wyniki badan
wskazujg na redukcje poziomu LDL-C o ok. 55% w tej grupie chorych .

. Dotaczenie do refundacji w ramach przedmiotowego programu lekowego
drugiego z dost¢pnych inhibitorow PCSK9 — ewolokumabu. Majac na uwadze wszystkie
obowigzujace wytyczne 1 dostepne dowody naukowe wskazujace na efekt klasy, a wiec na
takg sama skuteczno$¢ 1 profil bezpieczenstwa obu lekdéw, zasadnym jest wlaczenie do
programu lekowego drugiego inhibitora PCSK9. Pozwoli to na pelne zabezpieczenie naszych
pacjentow w zakresie dostgpnosci do refundowanej terapii oraz na prowadzenie tak samo
skutecznej terapii tanszym lekiem, co przetozy si¢ na mozliwo$¢ leczenia wigkszej liczby
pacjentéw w ramach przeznaczonej przez NFZ kwoty na realizacj¢ przedmiotowego



programu lekowego.

Majac na uwadze bardzo pozytywna rekomendacje Prezesa AOTMiT z dnia 7 maja
2019 r., w ktorej rekomendowat on bezwarunkowo objecie refundacja ewolokumabu w
ramach programu lekowego: ,,Leczenie hipercholesterolemii rodzinnej (ICD-10 E78.01)”
jestesmy bardzo zaniepokojeni przedluzajacym si¢ procesem negocjacji, a tym samym
brakiem tego produktu w refundacji. LiczyliS$my, iz moze zosta¢ on dolaczony do refundacji
juz od lipca br. Biorac powyzsze pod uwage oczekiwaliby$Smy pojawienia si¢ go na liscie
lekéw refundowanych obowigzujacej od 1 wrzesnia br., co jest szczegdlnie istotne w
kontekscie wskazanej powyzej mozliwosci uzyskania wigkszej dostepnosci do skutecznej
terapii inhibitorami PCSK9 przy jednoczesnych oszcz¢dnosciach wynikajacych z
deklarowanych przez producenta lepszych warunkach refundacji.

Majac na wzgledzie powyzsze oraz mozliwo$¢ zoptymalizowania wydatkowania
srodkdw publicznych w przedmiotowym programie lekowym w sposob adresujacy
rzeczywiste potrzeby polskich pacjentéw z FH liczymy, iz Pan Minister przychyli si¢ do
naszych postulatoéw i zdecyduje si¢ zrewidowac obecnie obowigzujacy program lekowy,
zardbwno w kontek$cie dopuszczenia drugiego inhibitora PCSK9 do refundacji od 1 wrzesnia
br., a takze koniecznych i oczekiwanych modyfikacji jego zapisow, tak aby zapewnic
skuteczny dostep do tej innowacyjnej terapii dla tej niewielkiej grupy pacjentdw najwyzszego
ryzyka sercowo-naczyniowego, pozostajacych obecnie bez mozliwosci otrzymania
refundowanego leczenia.

Z powazaniem,

[0 vt ot Y
Dr hab. med. Tomasz Tomasik
Prezes KLRwP
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