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ROZPORZADZENIE WYKONAWCZE DOTYCZACE ZWIEKSZENIA NAKEADOW
FINANSOWYCH I DOSTEPU DO
LECZENIA NIEDOKRWISTOSCI SIERPOWATOKRWINKOWEJ ORAZ INNYCH
WYSOKOKOSZTOWYCH LEKOW
I TERAPII W STANIE ILLINOIS

ZWAZYWSZY, 7e niedokrwistoéé sierpowatokrwinkowa to grupa dziedzicznych i
utrzymujacych si¢ przez cale zycie chordb krwi, na ktére cierpi ponad 100 000 os6b w Stanach
Zjednoczonych i ponad 5 000 mieszkancow stanu Illinois; oraz

ZWAZYWSLZY, ze niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa w nieproporcjonalny sposob dotyka
osoby o innym kolorze skory, w szczegolnosci czarnoskorych Amerykandéw. Szacuje sie, ze
niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa dotyka 1 na 365 czarnoskérych Amerykanéw i 1 na 16 300
Latynosow, oraz

ZWAZYWSZY, 7e objawy i komplikacje zdrowotne wynikajace z niedokrwistosci
sierpowatokrwinkowej pojawiaja si¢ juz w wieku pigciu miesigey i poglebiaja si¢ przez cale zycie.
Osoby cierpigce na niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowg zyja srednio o ponad 20 lat krocej niz
og6ét populacji 1 sa bardziej narazone na astme, zespdt ostrej niewydolnosci oddechowe;,
przewlekty bol i zmegczenie, depresje, uszkodzenie 1 niewydolno$¢ narzadow, udar mézgu oraz
inne dtugotrwale i zagrazajace zyciu schorzenia; oraz

ZWAZYWSLZY, ze przyczyna niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej jest znana od prawie 70
lat, ale postep w badaniach nad ta chorobg byt utrudniony ze wzgledu na brak S$rodkow
przeznaczanych na finansowanie badan 1 leczenia niedokrwisto$ci sierpowatokrwinkowe;j
wynikajacy z dyskryminacji rasowej, oraz

ZWAZYWSZY, ze osoby cierpigce na niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa czesto napotykaja
bariery w dostgpie do niezbednego leczenia w celu poprawy jakosci ich zycia, takie jak
ograniczenia w lokalnym dostgpie do opieki, wysokie koszty leczenia, duze uzaleznienie od
pomocy doraznej oraz ograniczona liczba $wiadczeniodawcow opieki zdrowotnej posiadajacych
wiedze  specjalistyczng w  zakresie = kompleksowego  leczenia  niedokrwistosci
sierpowatokrwinkowe;j. Bariery te dodatkowo poglebiaja utrzymujace si¢ systemowe nierownosci
w opiece zdrowotnej, ktore nieproporcjonalnie wptywaja na spotecznosci o odmiennym kolorze
skory; oraz

ZWAZYWSZY, 7e koszty leczenia niedokrwistoéci sierpowatokrwinkowej sa ogromne, a
szacowany $redni koszt opieki zdrowotnej w ciggu calego zycia wynosi od 1,26 do 2,1 miliona
USD, z czego pacjenci ponoszg srednio od 34 000 do 53 000 USD z wlasnych $rodkow. Dane
wskazuja, ze catkowity koszt opieki zdrowotnej dla 0sob najbardziej dotknigtych niedokrwistoscia
sierpowatokrwinkowa wynosi od 4 do 6 milionéw USD; oraz

ZWAZYWSZY, ze ponad 40% mieszkancow stanu Illinois zmagajacych sie z niedokrwisto$cig
sierpowatokrwinkowg otrzymuje ubezpieczenie zdrowotne finansowane ze §rodkéw publicznych



za posrednictwem Medicaid, przy czym szacuje si¢, ze 49% klientoéw Medicaid z niedokrwisto$cig
sierpowatokrwinkowg ma ci¢zka posta¢ choroby; oraz

ZWAZYWSLZY, 7e zgodnie z ustawa publiczng 102-0004 Departament Zdrowia Publicznego
stanu Illinois (Illinois Department of Public Health) przeznacza srodki finansowe na organizacje,
ktoére tworza 1 rozwijaja innowacyjne projekty majace na celu poprawg stanu zdrowia
mieszkancoéw stanu Illinois zmagajacych si¢ z niedokrwisto$cig sierpowatokrwinkowa, w tym na
programy edukacyjne i wspierajace, ktérych celem jest zapewnienie osobom cierpigcym na
niedokrwisto$§¢ sierpowatokrwinkowa, ich rodzinom, dostawcom ustlug medycznych,
pracownikom ochrony zdrowia, lokalnej ochronie zdrowia publicznego, ustugodawcom,
edukatorom i spotecznosci doktadnych, aktualnych i przekazywanych na czas informacji; oraz

ZWAZYWSZY, 7e 8 grudnia 2023 r. Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekéw (FDA)
zatwierdzila dwie przelomowe terapie genowe w leczeniu 1 potencjalnym wyleczeniu
niedokrwisto$ci sierpowatokrwinkowej; oraz

ZWAZYWSZY, 7e terapiec genowe sa wysoce kosztowne, co stwarza obawy o rowny dostep,
ryzyko ograniczen w ubezpieczeniu zdrowotnym i potencjalne wyzwania budzetowe dla
publicznych programoéw ubezpieczen zdrowotnych. Pomimo tego, ze ostateczny koszt netto i to,
na jaka skal¢ leczenie bedzie dostepne, zostanie dopiero ustalone, bioragc pod uwage niedawne
zatwierdzenie przez FDA, znaczenie rownego dostepu do nowych terapii dla wczesniej
niedostatecznie wspieranych grup spotecznych jest oczywiste; oraz

ZWAZYWSLZY, ze Amerykanski Departament Zdrowia i Opieki Spotecznej oraz Centra Ustug
Medicare 1 Medicaid (CMS), uznajac znaczenie 1 pilng potrzebe wspierania standw w ponoszeniu
wysokich kosztow tych przetomowych terapii genowych, oglosity uruchomienie nowego modelu
dostgpu do terapii komodrkowych i genowych (CGT). CMS zdecydowatly, ze niedokrwistos¢
sierpowatokrwinkowa bgdzie pierwszym obszarem objetym modelem dostgpu do CGT; oraz

ZWAZYWSZY, ze model dostepu do CGT zapewni lepsza pozycije negocjacyjng z producentami
lekéw poprzez wspolne, obejmujace wiele standéw postgpowanie negocjacyjne, ktore umozliwi
CMS zawieranie z producentami lekdw umow opartych na wynikach i ich realizacj¢ w imieniu
uczestniczacych stanéw. Umowy oparte na wynikach beda przewidywaty liczne mozliwosci
uzyskania przez stan oszczednos$ci na terapiach komoérkowych i genowych, w tym oszczgdno$ci
powigzane z wynikami badan pacjenta; oraz

ZWAZYWSZY, 7e stany moga ubiega¢ sie o przystapienie do modelu dostgpu do CGT latem
2024 r., z mozliwoscig rozpoczgcia uczestnictwa juz w styczniu 2025 r. Stany moga pomdc w
negocjacjach CMS z bioragcymi udzial w programie producentami lekéw, przedstawiajac swoje
priorytety w niewigzacym liscie intencyjnym i podczas spotkan z CMS; oraz

ZWAZYWSLZY, ze rynek terapii komérkowych i genowych gwattownie si¢ rozszerzyt, w tym
terapii komoérkowych i genowych dla pacjentow pediatrycznych, dla ktérych Medicaid begdzie
glownym ptlatnikiem. FDA zatwierdzita kilka nowych terapii komorkowych 1 genowych w ciggu
ostatniego roku i przewiduje gwaltowny wzrost liczby zatwierdzen w nadchodzacych latach; oraz

ZWAZYWSZY, 7e FDA coraz czeéciej zatwierdza rowniez inne nowatorskie i wysokokosztowe
specjalistyczne leki i terapie w ramach przyspieszonej $ciezki zatwierdzania. Leki dopuszczone
do stosowania w ramach przyspieszonej §ciezki sg zatwierdzane w oparciu o punkt koncowy, ktory
z duzym prawdopodobienstwem pozwala przewidzie¢ korzys$ci kliniczne. Wiele z tych lekéw ma
wysokie ceny katalogowe 1 nizsze rabaty w poréwnaniu z innymi produktami leczniczymi, a
niektore z nich nie majg zweryfikowanych korzysci klinicznych od co najmniej dziesigciu lat; oraz

ZWAZYWSZY, 7e federalny program Medicaid Drug Rebate zapewnia federalne rabaty dla
standbw w oparciu o najnizszg lub najlepsza ceng producenta, ale stanowe programy Medicaid sg
w zamian zobowigzane do pokrycia kosztow praktycznie wszystkich lekéw zatwierdzonych przez
FDA, w tym lekoéw objetych przyspieszong $ciezka zatwierdzania; oraz

ZWAZYWSZY, 7e tendencje wzrostu wydatkéw Medicaid na leki sa w coraz wickszym stopniu
powodowane przez wysokokosztowe leki 1 terapie. W latach 2018-2021 $redni koszt leku z
zarejestrowanym znakiem towarowym wzrdst o prawie 50 procent, co jest zwigzane z
wprowadzeniem nowych, wysokokosztowych lekow specjalistycznych i terapii, oraz



ZWAZYWSLZY, 7e nowe terapic komérkowe i genowe oraz inne wysokokosztowe leki
specjalistyczne oraz leczenie rzadkich i cigzkich chordb dotykajacych niewielka cze$¢ populacji
powoduja niepewno$¢ co do liczby osob, ktére moga wymagaé leczenia w danym roku oraz
potencjalne wahania budzetu pomigdzy poszczegdlnymi latami. Zatwierdzenie kazdego nowego
wysokokosztowego leku i terapii moze zwigkszy¢ wydatki i obcigzy¢ budzet Medicaid, oraz

ZWAZYWSLZY, ze Departament Opieki Zdrowotnej i Ustug Rodzinnych stanu Illinois (HFS)
aktywnie wspotpracuje z CMS w celu zatwierdzenia poprawki do planu stanowego Medicaid,
ktéra pozwoli HFS na zawieranie uméw opartych na wynikach z producentami lekéw i
negocjowanie dodatkowych rabatow stanowych na leki i terapie wymagajace duzych naktadow
finansowych. HFS jest na wczesnym etapie wdrazania zakupow opartych na wynikach, z
mozliwoscig ustalenia najlepszych praktyk poprzez testowanie réznych podejs¢ do realizacji
umow opartych na wynikach zawieranych z producentami lekow; oraz

ZWAZYWSLZY, ze jest to wielka szansa na wdrozenie innowacyjnego i trwalego rozwigzania,
ktore sprawi, ze nowe, rewolucyjne terapie genowe oraz specjalistyczne leki stang si¢ przystepne
cenowo a zarazem dostgpne dla mieszkancow stanu Illinois cierpigcych na niedokrwisto$¢
sierpowatokrwinkow3 i inne schorzenia. Dziedzictwem stanu Illinois dla przysztych pokolen jest
wdrazanie rozwigzan, ktore pokazuja jak wielka wage przywigzujemy do prawa kazdej osoby do
dostepu do opieki zdrowotnej o wysokiej jakosci 1 w przystepnej cenie; oraz

ZWAZYWSZY, 7e utworzenie Komitetu Doradczego jest waznym i skutecznym narzedziem w
rozszerzaniu dostepu do nowych metod leczenia niedokrwisto$ci sierpowatokrwinkowej oraz
innych wysokokosztowych lekow 1 terapii, taczac zasoby stanowe dla tego wspolnego celu,
czerpigc z glebokiej wiedzy oraz doswiadczenia krajowych i1 stanowych rzecznikow dostawcow i
konsumentéw oraz nadajac pierwszenstwo glosom pacjentow 1 partnerstwom roznych
spoleczno$ci w opracowywaniu i wdrazaniu rozwigzan,

W ZWIAZKU Z TYM, Ja, JB Pritzker, Gubernator stanu Illinois, na mocy wtadzy wykonawczej
nadanej mi na podstawie art. V Konstytucji Stanu Illinois (Constitution of the State of Illinois),
niniejszym zarzadzam, co nastgpuje:

1. Zadaniem HFS jest kierowanie dziataniami stanu na rzecz ustanowienia modeli ptatnos$ci i
struktur finansowania, ktore wspierajg dostep do nowych metod leczenia niedokrwistosci
sierpowatokrwinkowej oraz innych wysokokosztowych lekow 1 terapii w ramach
programu Medicaid w stanie Illinois.

2. Komitet Doradczy ds. Finansowania 1 Dostepu do Leczenia niedokrwistosci
sierpowatokrwinkowej oraz innych wysokokosztowych lekéw 1 terapii (,,Komitet
Doradczy”) zostaje powotany w celu doradzania HFS na etapie opracowywania modeli
ptatnosci 1 struktur finansowania leczenia niedokrwisto$ci sierpowatokrwinkowej oraz
innych wysokokosztowych lekow 1 terapii, ktore zapewniajg rowny dostep i1 przyczyniaja
si¢ do wysitkow na szczeblu krajowym zmierzajacych do wypracowania odpowiednich
rozwigzan.

3. Komitet Doradczy zbierze si¢ co najmniej cztery razy, by:

a. Zaangazowal si¢ w szeroko zakrojone dziatania, ktore uwzgledniaja wktad
ekspertow merytorycznych, $wiadczeniodawcdw, ubezpieczycieli, producentéw
lekow 1 klientéw Medicaid chorujacych na niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa
lub inne schorzenia wymagajace dostepu do wysokokosztowych lekow i terapii.

b. Przeprowadzi¢ analize innowacyjnych rozwigzan ustanawiajacych zrownowazone
modele ptatnosci i struktury finansowania wysokokosztowych lekow 1 terapii, ze
szczegOlnym uwzglednieniem modeli opartych na wartosci 1 wynikach.

c. Dokona¢ oceny skutecznos$ci 1 wyzwan wynikajacych z réznych rozwigzan w
zakresie platnos$ci opartych na warto$ci 1 wynikach, wdrozonych w innych stanach.

d. Opracowaé zalecenia dotyczace metod finansowania, ktore moglyby zosta¢
przyjete w stanie Illinois i/lub na szczeblu krajowym przy wsparciu CMS.

e. Okresli¢ wszelkie zmiany w polityce stanowej i1 federalnej, zmiany prawne,
regulacyjne oraz zmiany zasoboéw niezbedne do pomyslnego wdrozenia zalecen
Komitetu Doradczego.



f. Przewodzi¢ 1 wspotdziata¢ z osobami pracujacymi nad zapewnieniem dostgpnosci
leczenia niedokrwisto$ci sierpowatokrwinkowej oraz innych wysokokosztowych
lekéw 1 terapii.

g. Wspiera¢ skuteczng wspolprace migdzy agencjami i uwzglednia¢ podobne
dziatania na szczeblu federalnym 1 w innych stanach podczas opracowywania
r6znych wariantéw zwigzanych z finansowaniem, z naciskiem na zapewnienie
rownego dostepu do leczenia niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej i innych
wysokokosztowych lekow i terapii w ramach programu Medicaid w stanie Illinois.

4. Komitet Doradczy opracuje raport, ktory zostanie przedstawiony Gubernatorowi i
Zgromadzeniu Ogoélnemu do dnia 31 grudnia 2024 r. Raport dokona oceny mozliwosci
finansowania nowych terapii komoérkowych 1 genowych oraz innych wysokokosztowych
lekéw 1 terapii oraz monitorowania wynikéw pacjentdéw w ramach programu Medicaid, a
takze sformutuje zalecenia dotyczace strategii zapewniajacych rowny dostep do nowych
terapii w ramach programu.

5. W sklad Komitetu Doradczego wejda rdézne zainteresowane strony reprezentujace cele i
grupy opisane w niniejszym rozporzadzeniu wykonawczym, ktére zostang powotane przez
Gubernatora. Cztonkowie Komitetu powinni by¢ zréznicowani pod wzgledem miejsca
zamieszkania, tak aby mogli reprezentowaé potrzeby spotecznosci miejskich,
podmiejskich 1 wiejskich w catym stanie Illinois. Czlonkami Komitetu powinni by¢
stanowi eksperci merytoryczni, ale moga rowniez by¢ eksperci krajowi. HFS moze
wyznaczy¢ z urzedu pracownikow agencji stanowej, ktorych udzial uzna za niezbedny,
jako petnoprawnych cztonkéw Komitetu Doradczego.

6. W sktad Komitetu Doradczego, powotanego przez Gubernatora, wchodza:

a. Dyrektor HFS lub wyznaczony przez niego pracownik, ktory petni funkcje
przewodniczacego.

b. Jedna osoba reprezentujgca Departament Zdrowia Publicznego stanu Illinois
(Illinois Department of Public Health).

c. Jedna osoba reprezentujagca Departament Ubezpieczen stanu Illinois (Illinois
Department of Insurance).

d. Jedna osoba reprezentujaca Biuro Zarzadzania i Budzetu Gubernatora.

e. Jedna osoba chorujaca na niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa.

f. Jedna osoba cierpigca na chorobe wymagajaca dostgpu do najnowszych,
innowacyjnych lekow lub terapii.

g. Jedna osoba reprezentujagca SwiadczeniodawcoOw leczacych pacjentow z
niedokrwistos$cig sierpowatokrwinkowa.

h. Jedna osoba reprezentujgca $wiadczeniodawcoéw leczacych pacjentdw z innym
schorzeniem wymagajacym dostgpu do najnowszych, innowacyjnych lekéw lub
terapii.

i. Dwie osoby z doswiadczeniem w negocjacjach rabatéw na leki na recepte i umow
opartych na wynikach.

j. Dwie osoby posiadajace opublikowane badania dotyczace finansowania
najnowszych, innowacyjnych lekéw 1 terapii w ramach publicznych programow
ubezpieczen zdrowotnych.

k. Dwie osoby z wyksztatceniem w zakresie ekonomiki zdrowia lub aktuariatu.

l. Jedna osoba reprezentujaca organizacje wspierajace osoby cierpigce na
niedokrwistos$¢ sierpowatokrwinkows.

m. Jedna osoba reprezentujaca organizacje wspierajace osoby cierpigce na schorzenia
wymagajace dostepu do najnowszych, innowacyjnych lekow 1 terapii.

n. Dwie osoby reprezentujace sektor ubezpieczen zdrowotnych.

o. Dwie osoby z prawem glosu, ktore moga, ale nie muszg spetnia¢ wymagan
kwalifikacyjnych obowigzujacych pozostatych cztonkow.

7. Dwoch cztonkoéw posiadajacych specjalistyczng wiedzg¢ moze otrzymac¢ honorarium
stanowigce rekompensate za poswigcony czas, nieprzekraczajace 250 USD za posiedzenie.

8. Komitet Doradczy bedzie dazyl do osiggnigcia porozumienia; jednakze, o ile na
posiedzeniu jest kworum, moze on zatwierdzac $rodki 1 wydawac zalecenia na podstawie
pozytywnego wyniku glosowania wiekszosci obecnych cztonkow.



9. Czlonkowie Komitetu Doradczego pelnig swoje funkcje zgodnie z decyzja Gubernatora.
W przypadku wystapienia wakatu z jakiegokolwiek powodu, Gubernator powotuje
nowego cztonka, a jego decyzja wchodzi w zycie ze skutkiem natychmiastowym. Komitet
Doradczy rozwiazuje si¢ z dniem 31 grudnia 2024 r.

10. Niezaleznie od wszelkich regulaminoéw, zasad lub procedur, ktore moga zostaé przyjete,
wszystkie dziatania Komitetu Doradczego beda podlega¢ przepisom ustawy o wolnosci
informacji stanu Illinois (Illinois Freedom of Information Act, 5 ILCS 140/1 i nast.) oraz
ustawy o otwartych spotkaniach stanu Illinois (Illinois Open Meetings Act, 5 ILCS 120/1
1 nast.). Zapis ten nie moze by¢ interpretowany jako wykluczajacy zastosowanie innych
ustaw do Komitetu Doradczego i jego dziatalnosci.

11. HFS zapewni Komitetowi Doradczemu wsparcie administracyjne.

12. Zadne z postanowien niniejszego rozporzadzenia wykonawczego nie moze byé
interpretowane jako sprzeczne z jakimkolwiek federalnym lub stanowym prawem lub
regulacja. O ile w niniejszym rozporzadzeniu nie ma wyraznej informacji na ten temat,
zadne postanowienie niniejszego rozporzadzenia nie narusza ani nie zmienia istniejacych
uprawnien ustawowych jakiejkolwiek agencji stanowej, ani nie moze by¢ interpretowane
jako zmiana lub reorganizacja takiej agencji.

13. Niniejsze rozporzadzenie wykonawcze zastgpuje wszelkie sprzeczne postanowienia
jakiegokolwiek wczesniejszego rozporzadzenia wykonawczego.

14. Jesli jakakolwiek czg$¢ niniejszego rozporzadzenia wykonawczego zostanie uznana za
niewazng przez wilasciwy sad, pozostale postanowienia zachowaja pelna moc
prawng.  Przepisy niniejszego rozporzadzenia wykonawczego sg rozdzielne.

15. Niniejsze rozporzadzenie wykonawcze wchodzi w zycie natychmiast po jego ztozeniu u
Sekretarza Stanu i pozostaje w mocy do czasu jego uchylenia.

Gubernator JB Pritzker

Wydane przez Gubernatora: 18 marca 2024 r.
ZYozono do Sekretarza Stanu: 18 marca 2024 r.
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