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Firma Spark Therapeutics, twérca pierwszej dopuszczonej w USA
terapili genowej przeciwko rzadkiej dziedzicznej formie
Slepoty, podat cene leczenia. Wynosi ona 850 000 USD, zatem
stosowany podczas niej lek Luxturna jest najdrozszym
lekarstwem sprzedawanym w Stanach Zjednoczonych.

Dyrektor wykonawczy Spark, Jeff Marrazzo, mmowi, ze wysoki
koszt leku usprawiedliwia fakt, ze lekarstwo przywraca wzrok
niewielkiej grupy ludzi dotknietych rzadkim schorzeniem. Jest
ono jednokrotnie wstrzykiwane do kazdego oka.

Wielu inwestordw spodziewatlo sie, ze Luxturna bedzie
kosztowata co najmniej milion dolardéw. MysSle, ze podjelismy
wtasciwg decyzje co do ceny leku, méwi Marrazzo. Jego zdaniem
znaleziono rdéwnowage pomiedzy wykorzystaniem przez firme
ekonomicznej wartosci leku, a mozliwo$cig optacenia terapii
przez pacjentéw. Firma obiecata tez obnizki dla
ubezpieczycieli zdrowotnych, jesli ubezpieczona przez nich
osoba bedzie spetniata pewne warunki dotyczgce rodzaju
zaburzen widzenia. Obecnie wiadomo, ze Luxturna dziata po
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jednokrotnym podaniu. Jednak od préb klinicznych mineto zbyt
mato czasu, by stwierdzic¢, czy efekt leczenia utrzyma sie
przez dziesieciolecia.

Wiadomo, ze Spark podpisata juz umowe z ubezpieczycielem non-
profit firmg Harvard Pilgrim, ktdéra ubezpiecza 1,2 miliona
0sOb w stanie New England. Na podstawie tej umowy zostanag
przyznane wspomniane obnizki. Prowadzone sg tez negocjacje z
innymi ubezpieczycielami. Nie wiadomo tez, jakg czes¢ kosztéw
Luxturny Spark bedzie musiata zwrdéci¢, jesli u danego pacjenta
lek nie bedzie dziatat. Rozwazana jest tez propozycja, zgodnie
z ktorg optata za lek bytaby roztozona na wiele lat.

Cena leku wydaje sie szokujagco wysoka, jednak
najnowoczesniejsze terapie sg niezwykle drogie. Pod wzgledem
ceny 1 sposobu ptacenia lek ten nie odbiega od tego, co
widzimy w przypadku innych innowacyjnych terapii, méwi doktor
Stuart Orkin, onkolog dzieciecy z Dana-Faber Cancer Institute
i Boston Children’s Hospital. Przypomina on, ZzZe np. ceny
onkologicznych terapii CAR-T réwniez idg w setki tysiecy
dolarow. Orkin specjalizuje sie w zagadnieniach dotyczgcych
kwestii ponoszenia przez spoteczenstwo optat za terapie
genowe. Jego zdaniem, bardzo wazne jest ustalenie kwestii
finansowych w przypadku, gdy lek nie zadziata. ,Nalezy ich
[firme Spark — red.] pochwali¢ za elastyczno$¢ i chec
ustalenia roéznych sposobéw ptatnosci. To lepsze niz gdyby
mieli ustalié¢ sztywng cene i stwierdzic¢, ze nalezy ptaci¢
catos¢ i od razu” — stwierdzit lekarz.

Luxturna zostata zatwierdzona w grudniu. Lek ten jest
przeznaczony dla osO6b cierpigcych na dziedziczne schorzenie
siatkdéwki spowodowane mutacjg genu RPE65. Ludzie z tym
schorzeniem od urodzenia cierpig na powazne problemy ze
wzrokiem, w tym na $lepote nocng. Z czasem choroba postepuje i
moze prowadzi¢ do catkowitej utraty wzroku. Szacuje sie, ze w
USA Zzyje 1000-2000 oséb z tg choroba, a kazdego roku rodzi sie
10-20 dzieci ze zmutowanym RPEG5.



Analitycy Wall Street szacujg, ze do roku 2022 sprzedaz
Luxturny osiggnie wartos¢ 364 miliondéw USD. Tymczasem na rynku
medycznym za lek, ktdéry odnidst sukces uwazany jest taki,
ktdrego wartos$¢ sprzedazy przekroczy miliard dolardow. Firma
Spark bedzie mogta wiec méwi¢ o umiarkowanym sukcesie.

Oczywiscie firma mogta ustalic cene leku na wyzszym poziomie,
jednak zrazitoby to ubezpieczycieli, przez co mniej chetnie
wspoétpracowaliby oni z nig w przysztosci, przy innych
oferowanych przez przedsiebiorstwo terapiach genowych.
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