Interpelacja nr 5913
do ministra zdrowia

w sprawie finansowania terapii ratujacej zycie dzieci chorych na rzadkie
choroby Fabry“ego, mukopolisacharydoze typu II oraz VI, a takze chorobe
Pompego

Szanowna Pani Minister! Jako poset na Sejm pragne wyrazi¢ swoje najwyzsze
zaniepokojenie 1 sprzeciw wobec braku aktywnej polityki panstwa polskiego w zakresie
finansowania terapii chorob rzadkich, takich jak choroba Fabry“ego, mukopolisacharydoza
typu Il oraz VI i choroba Pompego, a co za tym idzie, ograniczania dost¢pu do leczenia
ratujacego zycie.

Na te rzadkie genetyczne 1 przewlekte choroby cierpi w Polsce facznie ponad 60 0sob.
Przewazajaca wigkszo$¢ pacjentow stanowig dzieci. Opdznianie procedur wdrazania nowych
programéw leczenia powoduje, Ze te choroby pomimo dostgpnych lekow nie sg w Polsce
leczone, a pacjenci pozostaja calkowicie bez pomocy ze strony panstwa. W wigkszos$ci
przypadkow takie postgpowanie jest rownoznaczne z wydaniem wyroku na ich zycie.

Dotychczasowe deklaracje Ministerstwa Zdrowia i NFZ pozwalaty sadzi¢, ze wladze
Rzeczypospolitej Polskiej beda aktywnie przyczynia¢ si¢ do poprawy leczenia chorob
rzadkich. Jednakze na podjgcie terapii pacjenci z chorobg Fabry“ego czekaja juz od jesieni
2005 r. Dzieci z choroba Pompego zyja w nadziei od wiosny 2006 r., a na leczenie pacjentow
z mukopolisacharydozg typu Il i VI czekamy od wiosny br. Co gorsza, w maju br. przerwano
niestandardowg terapi¢ czworga dzieci z chorobg Pompego, dopuszczajac do znacznego
pogorszenia stanu pacjentow 1 jednoczes$nie marnujac fundusze, ktore juz zostaty na ich
leczenie wydatkowane.

Zlekcewazona zostala roOwniez spoteczna inicjatywa postulujaca utworzenie komitetu
sterujacego do spraw chorob rzadkich, ktéry, podobnie jak to si¢ dzieje w duzych panstwach
unijnych, powinien koordynowac opieke panstwa nad tg nieliczng grupa pacjentow.
Oczekiwany przez organizacje pacjentow, sSrodowiska medyczne 1 naukowe oraz instytucje
wiaczone w terapi¢ chordb rzadkich komitet nie zostat dotychczas powotany.

Zgodnie z preambulg rozporzadzenia Unii Europejskiej nr 141/2000 panstwa cztonkowskie
winny dazy¢ do sytuacji, w ktorej pacjenci dotknieci chorobami rzadkimi majg rowny dostep
do terapii, niezaleznie od rzadkos$ci danego schorzenia i niezaleznie od warunkow
ekonomiczno-spotecznych wystepujacych w danym kraju cztonkowskim. U podstaw tej
regulacji lezg wartos$ci spoteczne i etyczne wskazujace na potrzebe tworzenia rownego
dostepu do terapii dla pacjentdw z chorobami rzadkimi w catej Unii Europejskiej. Niestety
wobec rzadkich choréb w Polsce warto$ci te nie sag uwzgledniane.

Zgodnie z prawem i procedurg rejestracyjng w Unii Europejskiej leki stosowane w terapii
choréb rzadkich zaliczane sg do grupy lekéw sierocych, poniewaz dotycza bardzo waskiej
grupy pacjentéw dotknietych przewlektymi i rzadko wystepujacymi schorzeniami. W §wietle
rozporzadzenia Unii Europejskiej - jak juz cytowatam - 141/2000 leki, aby we Wspdlnocie
uzyskac status leku sierocego, musza by¢ przeznaczone do leczenia stanow chorobowych,
powaznych, przewlektych i zagrazajacych zyciu. Leki do terapii choréb Fabry“ego, MPS typu
IT 1 VI oraz choroby Pompego, spetniajac te wszystkie warunki, zostaly zarejestrowane



centralnie w EMEA przez komitet do spraw sierocych produktow leczniczych jako leki
sieroce. Ponadto terapia chorob rzadkich objeta jest szczegolng troskg Wspolnoty. Miedzy
innymi dzigki wyzej wymienionemu rozporzadzeniu i wczes$niejszym regulacjom unijnym
choroby rzadkie zostaly uznane za obszar priorytetowych dziatan w zakresie zdrowia
publicznego Unii Europejskiej. Niestety w polskim systemie opieki zdrowotnej w dalszym
ciggu specyfika chordb rzadkich jest ignorowana.

Przekonana o zaangazowaniu wtadz Rzeczypospolitej Polskiej w tworzenie stabilnych
podstaw leczenia 0sdb cierpigcych na przewlekle, ultrarzadkie choroby, ponownie apeluje o
natychmiastowe podjecie dziatan majacych na celu rozpoczecie terapii wszystkich
oczekujacych na ratunek pacjentdw. Panstwo polskie, realizujac zasade solidarnosci
spolecznej, nie moze uchylac si¢ od zapewnienia swoim obywatelom leczenia ratujacego
zycie.

Dlatego zwracam si¢ z pytaniem do Pani Minister:

Kiedy dzieci 1 ich rodziny doczekajg si¢ finansowania terapii ratujgcej zycie chorych na
choroby rzadkie Fabry“ego, mukopolisacharydoze typu Il oraz VI i chorob¢ Pompego?

Z wyrazami szacunku
Posel Bozena Kotkowska

Bielsko-Biata, dnia 15 pazdziernika 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia
ministra -

na interpelacje nr 5913

w sprawie finansowania terapii ratujacej zycie dzieci chorych na rzadkie
choroby Fabry“ego, mukopolisacharydoze¢ typu Il oraz VI, a takze chorobe
Pompego

Szanowny Panie Marszatku! W odpowiedzi na interpelacj¢ pani Bozeny Kotkowskiej, posta
na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 23 pazdziernika 2008 r.
(SPS-023-5913/08), w sprawie finansowania terapii ratujacej zycie dzieci chorych na rzadkie
choroby Fabry“ego, mukopolisacharydozg typu II oraz VI, a takze chorobe Pompego,
uprzejmie prosz¢ o przyjecie ponizszych informacji.

Dziatania dotyczace zagwarantowania obywatelom nalezytego dostepu do swiadczen opieki
zdrowotnej sg realizowane przez ministra zdrowia na podstawie obowigzujacych aktow
prawnych, tj. ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze §rodkow publicznych (tekst jednolity - Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027),
akty wykonawcze do ww. ustawy oraz zarzadzenia prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia,
dotyczace postepowan w sprawie zawarcia umow o udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej
w poszczegblnych rodzajach i zakresach. Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy ptatnikiem
swiadczen zdrowotnych jest Narodowy Fundusz Zdrowia.

Kwestia chordb rzadkich i lekéw sierocych wymaga specjalnych rozwigzan precyzyjnie
okreslajacych zasady, na podstawie ktorych panstwo zobowigzuje si¢ zapewni¢ swoim
obywatelom dostep do terapii. Nalezy wyjasni¢, ze do chorob rzadkich zalicza si¢ choroby o
cigzkim przebiegu, ktorych czestos¢ wystepowania w danej populacji nie przekracza 5 na 10
000 os6b.

Majac na uwadze ztozonos¢ problematyki zwigzanej z finansowaniem terapii chorob
rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w porozumieniu z Narodowym Funduszem Zdrowia
wypracowalo wspolne stanowisko w przedmiotowej sprawie. W celu zdiagnozowania
koniecznosci objecia leku innowacyjnego doptata ze sSrodkow publicznych zasadna jest
znajomoS$¢ skutecznosci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa, optacalnosci terapii. W
zwigzku z tym wnioski o objecie doptatami ze srodkéw publicznych produktéw leczniczych
innowacyjnych, zgodnie z decyzja ministra zdrowia, s kierowane do oceny Agencji Oceny
Technologii Medycznych. Podjecie przez ministra zdrowia decyzji dotyczacej finansowania
terapii chorob rzadkich 1 ultrarzadkich nastepuje po uzyskaniu rekomendacji Rady
Konsultacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych. Nalezy podkresli¢, Ze terapi¢ tych
chorob wprowadza si¢ w odniesieniu do okreslonego wskazania medycznego, okreslone;j
populacji chorych.

Leczenie chordb rzadkich i ultrarzadkich prowadzone jest w specjalistycznych osrodkach
medycznych. Osrodkiem, w ktérym sg leczone choroby rzadkie 1 ultrarzadkie, dotyczace
dzieci, jest Instytut - "Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka”. Dziatalno$¢ instytutu w zakresie
genetyki medycznej koncentruje si¢ w szczegdlnosci na diagnostyce zespotow
uwarunkowanych genetycznie oraz zagadnieniach poradnictwa genetycznego wraz z
diagnostyka prenatalng dla rodzin ryzyka genetycznego. Instytut jest osrodkiem



referencyjnym w Polsce w zakresie diagnostyki klinicznej i molekularnej oraz poradnictwa
genetycznego takich choréb jak: Zespot Huntera, choroba Pradera i Willego, choroba Leigha,
Zespot Retta, choroba Pompego, Maroteaux-Leame.

Jednoczes$nie informuje, ze zarzadzeniem ministra zdrowia powolany zostal Zespot do
Spraw Chorob Rzadkich, ktéry ma charakter opiniodawczo-doradczy ministra zdrowia. W
sktad zespotu wchodza przedstawiciele Ministerstwa Zdrowia, Narodowego Funduszu
Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych, Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyroboéw Medycznych i Produktow Biobojczych, gtdéwnego inspektora
farmaceutycznego, instytutow naukowych, przemystu farmaceutycznego, a takze
przedstawiciele srodowisk lub organizacji pozarzadowych zrzeszajacych pacjentéw. Prace
zespotu postuza do: opracowania opartych na dowodach naukowych przejrzystych kryteriow
dalszego finansowania ze $srodkow publicznych innowacyjnych technologii lekowych,
prowadzenia dziatan stuzacych do zapewnienia podstawowej i specjalistycznej opieki
zdrowotnej chorym, zapewnienia chorym na choroby rzadkie dostgpu do informacji,
diagnostyki, terapii i opieki.

Terapia chordb rzadkich zostata uznana przez ministra zdrowia za jeden z priorytetowych
celow dziatan w zakresie zdrowia publicznego.

Uprzejmie informujg, ze obecnie dobiegaja konca prace nad finansowaniem produktow
leczniczych stosowanych w chorobach rzadkich i decyzja ministra zdrowia w tej sprawie
zostanie ogloszona w najblizszym czasie.

Z powazaniem

Podsekretarz stanu

Marek Twardowski

Warszawa, dnia 21 listopada 2008 r.



