Interpelacja nr 167
do ministra zdrowia

w sprawie zmiany polityki panstwa w zakresie finansowania terapii rzadkich
choréb genetycznych, takich jak: mukopolisacharydoza, choroba Pompego i
choroba Fabry“ego

Szanowna Pani Minister! Na najbardziej rzadkie genetyczne i przewlekte choroby cierpi w
naszym kraju okoto 60 0s6b. Wiekszo$¢ z nich to dzieci. Organizacje spoteczne, wspierajace osoby
dotknigte rzadkimi schorzeniami, wyrazajg przekonanie, ze w Polsce - w konsekwencji op6zniania
stosownych procedur wdrazania nowych programow - choroby te nie sg wlasciwie leczone.

Zgodnie z preambutg rozporzadzenia UE 141/2000, panstwa cztonkowskie winny dazy¢ do
sytuacji, w ktorej pacjenci dotknigci chorobami rzadkimi majg réwny dostgp do terapii, niezaleznie
od rzadkos$ci danego schorzenia i niezaleznie od warunkéw ekonomiczno-spotecznych
wystepujacych w danym kraju cztlonkowskim. U podstaw tej regulacji leza wartosci i spoleczne, i
etyczne, wskazujace na potrzebg tworzenia réwnego dostepu do terapii dla pacjentow z chorobami
rzadkimi w catej Unii Europejskiej. Niestety, wobec rzadkich choréb w Polsce wartos$ci te nie sa
uwzgledniane. Osoby, ktore zwracajg si¢ o sfinansowanie terapii ze Srodkow NFZ, otrzymuja
najczesciej odpowiedz o braku §rodkow i mozliwosci ze strony Funduszu. Dlatego tez potrzebny
jest krajowy program leczenia choréb rzadkich.

Moim zdaniem, panstwo polskie, realizujac zasade¢ solidarnosci spotecznej, nie moze uchylac sig
od zapewnienia swoim obywatelom leczenia ratujacego zycie.

W zwigzku z powyzszym, zwracam si¢ do Pani Minister z prosba o odpowiedz na nastepujace

pytania:

1. Czy i kiedy przewiduje Pani powotanie komitetu sterujacego ds. chorob rzadkich, ktory
koordynowalby opieke nad ta nieliczng grupa pacjentow? Pani poprzednik, minister Zbigniew
Religa, przez wiele miesiecy zapowiadal powstanie takiej komorki - niestety nieskutecznie.

2. W jaki sposob resort zdrowia, lub osobiscie Pani Minister, zabiega¢ bgda o réwny dostep do
terapii chorych na rzadkie choroby, takie jak mukopolisacharydoza typu Il i IV, choroba Fabry“ego
czy choroba Pompego?

3. Czy koordynacja leczenia ultrarzadkich chordb genetycznych na szczeblu krajowym i
stworzenie odpowiednich programow terapeutycznych pozwoli na szybsze leczenie pacjentéw i
tatwiejszy dostep do koniecznych lekow? Kiedy to moze nastgpic?

4. Czy przewiduje Pani mozliwos$¢ wpisania chordb ultrarzadkich na liste chorob przewlektych,
co w konsekwencji mogloby pozwoli¢ na lepsza opieke nad chorymi?

Z powazaniem
Poset Wojciech Olejniczak

Warszawa, dnia 6 grudnia 2007 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na interpelacj¢ nr 167

w sprawie zmiany polityki panstwa w zakresie finansowania terapii rzadkich
chorob genetycznych, takich jak: mukopolisacharydoza, choroba Pompego i
choroba Fabry“ego

Szanowny Panie Marszatku! W zwiagzku z interpelacja pana Wojciecha Olejniczaka, posta na
Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 18 grudnia 2007 r. (SPS-023-167/07),
w sprawie zmiany polityki panstwa w zakresie finansowania terapii rzadkich chorob genetycznych,
takich jak: mukopolisacharydoza, choroba Pompego i1 choroba Fabry“ego, przekazuj¢ uprzejmie
nastepujace informacje.

Polityka zdrowotna panstwa jest realizowana przez ministra zdrowia na podstawie uprawnien
ustawowych. Warunki udzielania i zakres $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych zostaty okre§lone w przepisach ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkdéw publicznych (Dz. U. Nr 210, poz. 2135 z pdzn. zm.),
aktach wykonawczych do ww. ustawy oraz zarzadzeniach prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia,
dotyczacych postgpowan w sprawie zawarcia umow o udzielanie $wiadczen opieki zdrowotnej w
poszczeg6lnych rodzajach i1 zakresach. Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy, $wiadczenia opieki
zdrowotnej sg finansowane ze §rodkow Narodowego Funduszu Zdrowia, ponadto w art. 15 zawarty
zostat katalog $wiadczen finansowanych ze srodkéw publicznych, ktore przystuguja
$wiadczeniobiorcy, m.in. zaopatrzenie w produkty lecznicze, wyroby medyczne 1 Srodki
pomocnicze. Nalezy przy tym zauwazy¢, iz $wiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego
zaktadu opieki zdrowotnej, przeznaczonego dla osob potrzebujacych catlodobowych lub
calodziennych §wiadczen opieki zdrowotnej, oraz przy wykonywaniu zabiegdw leczniczych i
pielggnacyjnych, diagnostycznych i rehabilitacyjnych przez podmioty uprawnione do udzielania
$wiadczen, zapewnia si¢ bezptatnie leki 1 wyroby medyczne, jezeli sg one konieczne do wykonania
$wiadczenia (art. 35 ww. ustawy).

Podstawa udzielania $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych przez
fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie S$wiadczen opieki zdrowotnej
zawarta pomiedzy $wiadczeniodawcg a dyrektorem oddzialu wojewddzkiego funduszu. Wysokos¢
tacznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia, wynikajacych z zawartych ze
$wiadczeniodawcami uméw, nie moze przekroczy¢ wysokosci wydatkéw przewidzianych na ten cel
w planie finansowym funduszu. W zwigzku z powyzszym nalezy wskazac, iz kwestia dotyczaca
zwigkszenia naktadow na $wiadczenia opieki zdrowotnej jest $cisle powigzana z poziomem
srodkow finansowych, jakimi dysponuje NFZ.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

1. Kwestia chordb rzadkich i lekéw sierocych wymaga specjalnych rozwigzan organizacyjnych i
prawnych. Majac na uwadze ztozono$¢ problematyki zwigzanej z finansowaniem lekdéw sierocych i
chorob rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym Funduszem Zdrowia
podejmuje niezbedne dziatania zmierzajace do wypracowania wspolnego stanowiska w
przedmiotowej sprawie, ktore bedzie prowadzito do podje¢cia wiazacych decyzji w kwestii
finansowania terapii lekami sierocymi. Rownoczes$nie opracowany zostat projekt zarzagdzenia
ministra zdrowia w sprawie powotania Zespotu do Spraw Choréb Rzadkich. Przedmiotowe
zarzadzenie ma na celu powotanie zespotu jako ciata doradczego w sprawach przedstawiania
propozycji rozwigzah w zakresie terapii chorob rzadkich oraz ich finansowania. W sktad zespotu
przewiduje si¢ powotanie przedstawicieli Narodowego Funduszu Zdrowia, konsultantow
krajowych, przedstawicieli srodowisk 1 instytutow naukowych oraz Ministerstwa Zdrowia. Decyzja
odnosnie do powotania Zespotu do Spraw Choréb Rzadkich zostanie podjeta w najblizszym
okresie.



2. Zapewnienie pacjentom rownego dostgpu do terapii chorob rzadkich zalezy od wielu
czynnikow, ktdre musza by¢ spetnione przy podejmowaniu decyzji w tym zakresie. Biorac pod
uwage wysoki koszt terapii lekami sierocymi w celu zdiagnozowania koniecznos$ci objecia leku
programem terapeutycznym, zasadna jest znajomos$¢ skutecznosci preparatu, jego profilu
bezpieczenstwa, optacalnosci terapii. Podjecie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia
programu terapeutycznego nastepuje po uzyskaniu rekomendacji Agencji Oceny Technologii
Medycznych. Nalezy podkresli¢, ze terapeutyczny program wprowadza si¢ w odniesieniu do
okreslonego wskazania medycznego, okreslonej populacji chorych. Obecnie w ramach programéw
terapeutycznych leczeni sg, od trzech lat, pacjenci z chorobg Gaucher“a 1 Hurlera
(mukopolisacharydoza typ 1), umozliwiajacych finansowanie ze srodkéw bedacych w dyspozycji
Narodowego Funduszu Zdrowia, preparatow aldurazyme (laronidaza) oraz imigluceraza. Wniosek
leczenia choroby Pompego lekiem myozyme zostal pozytywnie oceniony przez Agencj¢ Oceny
Technologii Medycznych i uzyskat rekomendacje odnosnie do finansowania wymienionej terapii i
wdrozenia programu terapeutycznego w odniesieniu do okre§lonego wskazania medycznego.
Obecnie w Narodowym Funduszu Zdrowia trwajg prace zwigzane z utworzeniem programu
terapeutycznego. Po podjeciu ostatecznych decyzji co do ksztattu przygotowanego programu
zostanie on opublikowany stosownym zarzadzeniem prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.
Odnosnie do choroby Fabry“ego informuje, ze wniosek o objecie programem terapeutycznym tej
choroby zostat przekazany do oceny Agencji Oceny Technologii Medycznych.
Mukopolisacharydoza typ IV - w chwili obecnej nie zostat dopuszczony do obrotu lek do leczenia
tej choroby. W ostatnim okresie opracowano enzym, przekazany do badan klinicznych, ktére maja
si¢ rozpoczg¢ w Stanach Zjednoczonych w 2008 r. Mukopolisacharydoza typ VI - wniosek o
objecie finansowaniem leczenia tej choroby z zastosowaniem leku naglazyme zostat oceniony
negatywnie przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych, ze wzgledu na watpliwy efekt
kliniczny 1 ogromng ilo$¢ dziatan niepozadanych. Obecnie podmiot odpowiedzialny nadestat
dodatkowe materiaty odno$nie do efektywnosci klinicznej tego leku. Uzupetniona dokumentacja
zostata przekazana do ponownej oceny agencji.

3. Koordynacja leczenia chorob rzadkich na szczeblu krajowym, wprowadzenie regulacji
prawnych, powotanie Zespotu do Spraw Chordob Rzadkich oraz wypracowanie stanowiska odnosnie
do finansowania lekoéw sierocych stosowanych w tych chorobach niewatpliwie pozwoli na
zwiekszenie dostepu pacjentow do lekdw o statusie uprzywilejowanym.

4. Nie przewiduj¢ wpisania chordb ultrarzadkich do wykazu chorob przewlektych, m.in. ze
wzgledu na niewielkie grupy pacjentow i wysokie koszty farmakoterapii. Pragng zapewnic, ze
minister zdrowia podjal niezbedne dziatania, ktorych celem jest zwigkszenie dostepu pacjentow
cierpigcych na choroby ultrarzadkie do terapii lekami innowacyjnymi, w ramach programow
terapeutycznych.

Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 9 stycznia 2008 r.



