Interpelacja nr 825
do ministra zdrowia

w sprawie udzielenia pomocy rodzinom osob chorych na mukopolisacharydoze

Szanowna Pani Minister! W zwigzku ze sktadanymi przez Panig deklaracjami i zapowiedziami,
zgodnie z ktorymi wsrdd priorytetdéw wymienita Pani rozwigzanie problemow chorujacych na
najmniej spotykane choroby, zwracam si¢ z uprzejma prosba o sprecyzowanie zamierzen co do
0s0b chorych na mukopolisacharydoze (MPS).

Wypada podkresli¢, iz mukopolisacharydoza jest chorobg przemiany materii, dziedziczng i bardzo
trudng do zdiagnozowania. Jej przyczyng jest wada metabolizmu polegajaca na gromadzeniu si¢ w
organizmie mukopolisacharydéw, ktore uszkadzaja komorki i narzady ciata, atakuje ona $ciggna,
uwstecznia fizycznie i umystowo. W konsekwencji prowadzi to do wyniszczenia i spustoszenia
niemal catego organizmu chorego. Szacuje si¢, iz w Polsce na 29 tys. urodzonych dzieci jedno rodzi
si¢ z mukopolisacharydoza. Nalezy zauwazy¢, iz terapia lecznica dzieci chorych na
mukopolisacharydozy polega glownie na tagodzeniu badZ zapobieganiu towarzyszacym im
komplikacjom zdrowotnym.

Z informacji przeze mnie uzyskanych aktualnie na liscie lekow refundowanych przez
Ministerstwo Zdrowia nie znajdujg si¢ lekarstwa, ktore neutralizujg skutki tej choroby. Mam
réwniez §wiadomos¢, iz koszty kuracji majacej na celu stonowanie efektow schorzenia waha si¢ od
400 tys. zt do nawet 1,5 mln zt. Zatem zwazywszy na koszty dla wigkszo$ci rodzicow jest to bariera
nie do przebycia. W tym miejscu nie mozna zapomnie¢ o trudzie i wielu poswieceniach rodzicéw,
zwigzanych z nieprzerwanym udziatem w opiece nad chorym dzieckiem, co wptywa na
ograniczenie ich mozliwosci zarobkowych.

Dlatego tez celowe 1 uzasadnione w moim przekonaniu jest podjecie dziatan, ktore doprowadza
do rzeczywistej pomocy osobom cierpigcych na to schorzenie, jak rowniez ich rodzinom.

W tym zakresie zglaszam interpelacj¢ poselska.

1. Jakie $rodki faktyczne i prawne ma zamiar podja¢ kierowane przez Panig Ministerstwo
Zdrowia, aby zmieni¢ obecny stan rzeczy?

2. Czy Ministerstwo Zdrowia udzieli wsparcia rodzicom w zakupie niezbgdnych srodkow
leczniczych 1 aparatow, w szczegdlno$ci czy zostang wciggnigte na liste lekéw refundowanych
specyfiki pomocne w leczeniu dzieci chorych na MPS?

3. Czy ministerstwo ma zamiar wprowadzi¢ program badan genetycznych i prenatalnych u rodzin,
w ktorych ta choroba wystepuje?

Z powazaniem
Poset Jozef Rojek

Tarn6éw, dnia 22 stycznia 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - Z Upowaznienia ministra -
na interpelacj¢ nr 825

w sprawie udzielenia pomocy rodzinom o0sob chorych na mukopolisacharydoze

Szanowny Panie Marszatku! W zwigzku z interpelacja Pana J6zefa Rojka, Posta na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 4 lutego 2008 r. (SPS-023-825/08), w
sprawie udzielenia pomocy rodzinom osob chorych na mukopolisacharydoze, 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 srodkow publicznych (Dz. U. Nr 210, poz. 2135, z pdzn. zm.),
aktach wykonawczych do ww. ustawy oraz zarzadzeniach prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
dotyczacych postepowan w sprawie zawarcia umow o udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej w
poszczeg6lnych rodzajach 1 zakresach.

Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy swiadczenia opieki zdrowotnej sg finansowane ze
srodkéw Narodowego Funduszu Zdrowia, ponadto w art. 15 zawarty zostal katalog §wiadczen
finansowanych ze srodkow publicznych, ktore przystuguja $wiadczeniobiorcy, m.in. zaopatrzenie w
produkty lecznicze, wyroby medyczne i §rodki pomocnicze.

Nalezy przy tym zauwazy¢, iz §wiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu
opieki zdrowotnej przeznaczonego dla oséb potrzebujacych catodobowych lub catodziennych
$wiadczen opieki zdrowotnej oraz przy wykonywaniu zabiegéw leczniczych i pielegnacyjnych,
diagnostycznych i rehabilitacyjnych przez podmioty uprawnione do udzielania §wiadczen zapewnia
si¢ bezptatnie leki i wyroby medyczne, jezeli sa one konieczne do wykonania $wiadczenia (art. 35
ww. ustawy).

Podstawg udzielania §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych przez
fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej
zawarta pomiedzy $wiadczeniodawcg a dyrektorem oddziatu wojewddzkiego funduszu. Wysokos¢
tacznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia wynikajacych z zawartych ze
$wiadczeniodawcami uméw nie moze przekroczy¢ wysokosci wydatkow 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, do ktérych nalezy mukopolisacharydoza, i lekow sierocych wymaga
specjalnych rozwigzan organizacyjnych i prawnych. Majac na uwadze zloZzono$¢ problematyki
zwigzane] z finansowaniem lekow sierocych 1 chordb rzadkich, Ministerstwo Zdrowia w
porozumieniu z Narodowym Funduszem Zdrowia podjeto niezbedne dziatania celem wypracowania
wspolnego stanowiska w przedmiotowej sprawie 1 podjecia wigzacych decyzji w kwestii
finansowania terapii lekami sierocymi. Opracowany zostat projekt zarzadzenia ministra zdrowia w
sprawie powotania Zespotu do Spraw Chorob Rzadkich jako ciata doradczego w sprawach
przedstawiania propozycji rozwigzan w zakresie terapii chorob rzadkich oraz ich finansowania.

W sktad zespotu zgodnie z projektem mieliby wej$¢ eksperci, autorytety z roznych dziedzin
medycyny (konsultanci krajowi), przedstawiciele instytutoéw naukowych, Narodowego Funduszu
Zdrowia, Ministerstwa Zdrowia.

2. Zapewnienie pacjentom dostepu do terapii choréb rzadkich zalezy od wielu czynnikow, ktore
muszg by¢ spelnione przy podejmowaniu decyzji w tym zakresie.



Nie przewiduj¢ wpisania chorob rzadkich do wykazu chorob przewlektych, m.in. ze wzgledu na
niewielkie grupy pacjentow 1 wysokie koszty farmakoterapii. Przyj¢te rozwigzania zaktadajg
finansowanie terapii choréb rzadkich w ramach programéw terapeutycznych finansowanych ze
srodkow pozostajacych w dyspozycji Narodowego Funduszu Zdrowia. Osrodkiem, ktory
koordynuje leczenie chorob rzadkich, m.in. MPS, jest Instytut "Pomnik - Centrum Zdrowia
Dziecka”. W zwiazku z tym pod opieka instytutu pozostajg praktycznie wszyscy pacjenci z
ustalonym rozpoznaniem tej choroby.

Biorgc pod uwage koszt terapii lekami sierocymi, w celu zdiagnozowania koniecznos$ci objgcia
leku programem terapeutycznym zasadna jest znajomo$¢ skutecznosci preparatu, jego profilu
bezpieczenstwa, oplacalnosci terapii.

Podje¢cie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia programu terapeutycznego nastgpuje po
uzyskaniu rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych. Nalezy podkresli¢, ze
terapeutyczny program wprowadza si¢ w odniesieniu do okreslonego wskazania medycznego,
okreslonej populacji chorych.

Program terapeutyczny moze obejmowac swiadczenia zdrowotne rzeczowe oraz inne $wiadczenia
zdrowotne, ktorych wykonanie jest niezbedne do wiaczenia §wiadczeniobiorcéw do programu,
monitorowania ich stanu zdrowia oraz wynikéw leczenia.

Obecnie w ramach programéw terapeutycznych leczeni sa, od trzech lat, pacjenci z chorobg
Gauchera i Hurlera (mukopolisacharydoza typ ), umozliwiajacych finansowanie ze srodkow
Narodowego Funduszu Zdrowia preparatow Aldurazyme (Laronidaza) oraz Imigluceraza. W
ostatnim okresie zostat pozytywnie oceniony przez Agencj¢ Oceny Technologii Medycznych
whniosek leczenia choroby Pompego lekiem Myozyme. Wniosek uzyskat rekomendacje
finansowania wymienionej terapii i wdrozenie programu terapeutycznego. Obecnie w Narodowym
Funduszu Zdrowia trwaja prace zwigzane z utworzeniem programu terapeutycznego. Po podjgciu
ostatecznych decyzji co do ksztattu przygotowanego programu zostanie on opublikowany
stosownym zarzadzeniem prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.

3. Obecnie nie planuje si¢ wprowadzenia programu badan genetycznych i prenatalnych u rodzin,
w ktorych wystepuje mukopolisacharydoza. Koordynacja leczenia choréb rzadkich na szczeblu
krajowym, wprowadzenie regulacji prawnych, powotanie Zespotu do Spraw Chorob Rzadkich oraz
wypracowanie stanowiska odnosnie finansowania lekow sierocych stosowanych w tych chorobach
pozwoli na zwigkszenie dostepu pacjentow do lekow o statusie uprzywilejowanym.

Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 25 lutego 2008 r.



