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Szanowny Panie,

w odpowiedzi na petycje skierowang do Ministerstwa Zdrowia w dniu 17 kwietnia 2024
r., przekazang do weryfikacji i dalszego procedowania do Urzedu Rejestracji Produktéw
Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktow Biobdjczych, zwanego dalej ,Urzedem”,
w dniu 24 kwietnia 2024 r. w sprawie zatwierdzenia i finansowania badan klinicznych
nad lekiem Ravicti (fenylomaslan glicerolu, 4-PB) dla pacjentéw z mutacjami SYNGAP1,
STXBP1, SLC6A1, TBC1D24, GABA i DNM1, uprzejmie informuje co nastepuje.

Zgodnie z art. 2 ust. 1 pkt 4 ustawy z dnia 18 marca 2011 r. o Urzedzie Rejestracji
Produktow Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw Biobdjczych Prezes Urzedu
jest organem wiasciwym w sprawach zwigzanych z badaniami klinicznymi produktéw
leczniczych.

Zgodnie z przepisami zgode na prowadzenie badania klinicznego wydaje sie na wniosek
sponsora. Tym samym, Prezes Urzedu proceduje postepowania w zakresie wydania
zgody na prowadzenie badania klinicznego, zgodnie z wymaganiami i w terminach
narzuconych przez przepisy szczegétowe tj. Rozporzadzenie parlamentu europejskiego i
rady (UE) NR 536/2014 z dnia 16 kwietnia 2014 r. w sprawie badan klinicznych
produktéw leczniczych stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE oraz
ustawe z dnia 9 marca 2023 r. o badaniach klinicznych produktow leczniczych
stosowanych u ludzi (Dz.U. poz. 605).

Ww. procedura kazdorazowo rozpoczyna sie ztozeniem przez sponsora wniosku o
pozwolenie na badanie kliniczne. Zaréwno wniosek, jak i dotgczona do niego
dokumentacja, powinny spetnia¢ wymagania okreslone w przepisach ww. aktéow
prawnych.

Stwierdzi¢ nalezy, ze w odniesieniu do badania klinicznego nad produktem leczniczym
Ravicti (fenylomaslan glicerolu, 4-PB) wniosek, o ktérym mowa powyzej nie zostat
ztozony. W przypadku jego ztozenia zostanie on oceniony na podstawie ww. przepiséw i
w trybie przewidzianym dla postepowania prowadzonego w sprawie wydania
pozwolenia na badanie kliniczne. Wskazane regulacje uniemozliwiajg Prezesowi Urzedu
dziatanie z urzedu w ww. sprawie, tj. bez stosownego wniosku sponsora.
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Pragniemy réowniez poinformowaé, ze kwestie dotyczace zapewnienia refundacji
produktu leczniczego Ravicti nalezg do kompetencji Ministra Zdrowia, przy czym
wskazac nalezy, ze kwestie potencjalnej refundacji mogg by¢ rozwazane wyfacznie w
przypadku produktdw zarejestrowanych, dopuszczonych do obrotu na terytorium
Rzeczypospolitej Polskiej zgodnie z wymaganiami ujetymi w art. 10 ustawy z dnia 12
maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826 z pdzn. zm.). Tym
samym, na dzien dzisiejszy nie ma mozliwosci podjecia rozwazan nad objeciem
refundacjg i ustaleniem ceny zbytu netto leku Ravicti we wskazaniu, ktérego dotyczy
przedmiotowa petycja.

Chcielismy podkresli¢, ze Prezes Urzedu rozumie problem opisany w petycji oraz pragnie
zapewnié, ze dotozy wszelkich staran, w zakresie kompetencji wtasnych, aby proces
wydania zgody na ztozone przez sponsora badania kliniczne przebiegat jak najsprawnie;j.

Jednoczesnie chcieliSmy nadmienic, ze role wiodgcg w zakresie wsparcia opisanych w
petycji badarn mogg miec instytucje o charakterze wspierajgcym rozwadj nauki w Polsce
takie jak Narodowe Centrum Badan i Rozwoju lub Agencja Badan Medycznych.

Z powazaniem
Magdalena Wojciechowicz

Dyrektor Generalny
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