Interpelacja nr 8547
do ministra zdrowia
w sprawie rozwigzywania problemow leczenia dzieci chorych na mukopolisacharydoze

Panie Ministrze! W dniu 7 czerwca 2007 r. telewizyjny program "Uwaga” do$¢ niepochlebnie
dla kierowanego przez pana ministra resortu zaprezentowal problemy leczenia dzieci chorych na
mukopolisacharydoze. Miedzy innymi padto stwierdzenie:

“Chore na mukopolisacharydoz¢ dzieci powoli umierajg, a wiceminister zdrowia, mimo
ztozonych obietnic, nie ma czasu zaja¢ si¢ sprawg finansowania leku dla nich. Nie ma tez czasu
na spotkanie si¢ ze specjalistami i rodzinami chorych dzieci i1 deleguje na nie mtoda doktor
weterynarii (...)" - chodzito o migdzynarodowg konferencje poswiecong leczeniu
mukopolisacharydozy, odbywajaca si¢ w ostatniej dekadzie maja)

Z materiatu zaprezentowanego przez telewizj¢ wynika, ze: Przedstawicielka ministerstwa (...)
ogolnikowo przeprosita za nieobecno$¢ ministra i wyjasnila, ze nie ma upowaznien do zabierania
glosu. Jestem osobg kompetentna, ale nie mogg udziela¢ informacji na temat tak drogich terapii

(.).

Jesli ocenia sig, ze leczenie trzech chorych w ciagu roku kosztuje 5,5 miliona ztotych, to
niewatpliwie jest to droga terapia. Ale wtasnie dlatego nie mozna pozostawi¢ samych sobie
chorych dzieci oraz ich rodzicéw i opiekundéw, zwlaszcza Ze nie jest to choroba zbyt czesto
wystepujaca w Polsce, choruje na t¢ chorobe kilka osob.

Niektore kraje problem ten w catlos$ci wzigty na swoje barki, np. Chorwacja, Wtochy, Wielka
Brytania. Natomiast u nas brak jest spojnego dziatania w tej sprawie.

Z dalszej czesci materiatu telewizyjnego wynika ze wczesniej wiceminister zdrowia ztozyt
deklaracje o tym, ze

"Ministerstwo bedzie rozmawia¢ z Narodowym Funduszem Zdrowia o finansowaniu leczenia.
Na poczatku kwietnia zapewnit, ze sprawa si¢ pozytywnie rozwija, (...) ministerstwo bierze na
siebie rozmowy z producentem leku, (...). Dzieci nie zostang pozbawione lekarstwa.
Wynegocjujemy z firmg jak najlepsze ceny”.

Panie Ministrze! Rozumiem, ze wielko$¢ koniecznych naktadéw na ten cel ma swoje znaczenie
1 nie mozna tego lekcewazy¢, ale jesli z tym problemem nie moze sobie poradzi¢ panstwo z
liczba blisko 40 milionéw obywateli, to jak moga sobie z tym poradzi¢ rodzice 1 bliscy kilku
chorych w kraju.

To znaczy ze wtadze, po cichu, godzg si¢ na powolng eutanazj¢ kilku swych mtodych
obywateli, gdy Konstytucja RP gwarantuje im godne zycie.

Przyktad z ostatnich tygodni w Dzialdowa, gdzie pacjent po 19 latach wybudzit si¢ ze $piaczki,
dowodzi, Ze nie mozna traci¢ nadziei i rezygnowac z mozliwych form leczenia. Mtodzi pacjenci
maja prawo mie¢ nadzieje, ze postep medycyny stworzy im szans¢ na pelne wyleczenie



Zatem w niniejszej interpelacji zwracam si¢ do pana ministra nastepujagcymi pytaniami:
1. W jaki sposob Ministerstwo Zdrowia zamierza rozwigzaé¢ przedstawiony problem?

2. Czy w tej sprawie podjeto juz rozmowy przedstawicieli Ministerstwa Zdrowia i Narodowego
Funduszu? Na jakim szczeblu i jakie uzyskano rezultaty?

3. Czy podjeto zapowiedziane rozmowy Ministerstwa Zdrowia z producentem leku? Z jakimi
efektami?

4. W jaki sposob Ministerstwo Zdrowia przygotowato si¢ do negocjacji z firmg produkujaca lek
niezbg¢dny do leczenia mukopolisacharydozy? Czy na przyktad dokonano rozeznania ceny tego
leku na rynku w krajach, ktore w cato$ci na siebie wzigty finansowanie leczenia

mukopolisacharydozy?

5. Czy i kiedy pan minister lub wiceminister Bolestaw Piecha odbedzie przyrzeczone wczesniej
spotkanie z grupg rodzicéw dzieci chorych na mukopolisacharydoze?

Z wyrazami szacunku
Poset Stanistaw Zelichowski

Warszawa, dnia 10 czerwca 2007 r.



Odpowiedz sekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na interpelacje nr 8547
w sprawie rozwigzywania problemow leczenia dzieci chorych na mukopolisacharydoze

Szanowny Panie Marszatku! W odpowiedzi na interpelacje Pana Stanistawa Zelichowskiego,
Posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy piSmie z dnia 21 czerwca 2007 r. (SPS-
023-8547/07), w sprawie rozwigzywania problemow leczenia dzieci chorych na
mukopolisacharydoze uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Warunki udzielania i zakres §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkow
publicznych zostaty okreslone w przepisach ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz.U. Nr 210, poz. 2135, z p6zn.
zm.), aktach wykonawczych do ww. ustawy oraz zarzadzeniach Prezesa Narodowego Funduszu
Zdrowia, dotyczacych postepowan w sprawie zawarcia umow o udzielanie Swiadczen opieki
zdrowotnej w poszczegolnych rodzajach i1 zakresach.

Zgodnie z art. 15 ust. 1 ww. ustawy §wiadczeniobiorcy maja, na zasadach okreslonych w
ustawie, prawo do $wiadczen opieki zdrowotnej, ktorych celem jest zachowanie zdrowia,
zapobieganie chorobom i urazom, wczesne wykrywanie chordb, leczenie, pielegnacja oraz
zapobieganie niepelnosprawnosci i jej ograniczanie. Nalezy przy tym zauwazy¢, iz
swiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu opieki zdrowotnej, przeznaczonego
dla 0s6b potrzebujacych calodobowych lub catodziennych swiadczen opieki zdrowotnej, oraz
przy wykonywaniu zabiegdw leczniczych 1 pielegnacyjnych, diagnostycznych i rehabilitacyjnych
przez podmioty uprawnione do udzielania §wiadczen zapewnia si¢ bezptatnie leki i wyroby
medyczne, jezeli s3 one konieczne do wykonania §wiadczenia (art. 35 ww. ustawy).

Mukopolisacharydoza jest chorobg genetyczng i nie jest mozliwe leczenie przyczynowe ww.
choroby, poniewaz nie sa znane w chwili obecnej metody korekcji uszkodzonego materiatu
genetycznego.

Ostatnio stosowanym preparatem w mukopolisacharydozie typ VI jest produkt pod nazwa
naglazyme, zawierajacy aktywny sktadnik galsulfazg, i podawany jest zazwyczaj w szpitalach
pod nadzorem lekarza. Preparat naglazyme uzyskat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu,
wydane przez Komisj¢ Europejska, 1 jest ono wazne na terytorium wszystkich krajow Unii
Europejskiej. Preparat naglazyme zostat oznaczony jako lek sierocy.

Biorac pod uwage fakt, ze koszt terapii lekami sierocymi jest bardzo wysoki, Narodowy
Fundusz Zdrowia systematycznie, w ramach posiadanych §rodkéw finansowych, uruchamia
kolejne programy terapeutyczne pozwalajace na finansowanie kosztow leczenia chordb o statusie
uprzywilejowanym.

Odnoszac si¢ do sytuacji finansowania ze srodkow okreslonych w umowie z Narodowym
Funduszem Zdrowia kosztownych terapii lekowych realizowanych poza obowigzujacymi
programami terapeutycznymi, w tym m.in. terapii z zastosowaniem leku naglazyme na rzecz
dzieci z mukopolisacharydoza typu VI, uprzejmie informuje¢, ze w sprawie finansowania tej
terapii prowadzone byto postgpowanie wyjasniajace. Z uzyskanych od Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia informacji wynika, Ze rozwazana jest mozliwos$¢ finansowania ww. terapii w
ramach programu terapeutycznego (lekowego).



Zgodnie z zarzadzeniem Prezesa NFZ nr 17/2007 z dnia 10 kwietnia 2007 r. w sprawie zasad
wdrazania terapeutycznych programéw zdrowotnych finansowanych przez Narodowy Fundusz
Zdrowia, w celu zdiagnozowania koniecznosci objecia leku terapeutycznym programem
zdrowotnym zasadna jest znajomo$¢ skutecznos$ci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa,
optacalno$ci terapii oraz wptywu na budzet ptatnika w sytuacji, gdy zastosowane jest
postgpowanie standardowe oraz poréwnawczo w przypadku funkcjonowania terapeutycznego
programu zdrowotnego. W mysl § 5 pkt 6 ww. zarzadzenia stosowne analizy powinny by¢
przedstawione przez podmiot odpowiedzialny, o ktorym mowa w art. 2 pkt 24 ustawy z dnia 6
wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz.U. Nr 53, poz. 533, ze zm.).

Odnosnie do zapowiedzianych rozméw z wytwoérea produktu leczniczego naglazyme uprzejmie
informuje, ze firma BioMarin Pharmaceutical Inc. nie ma przedstawicielstwa w Polsce, w
korespondencji powiadomita, Ze jest otwarta na prowadzenie rozméw w tej sprawie.
Jednoczesnie Prezes NFZ, w porozumieniu z Ministrem Zdrowia, wystapit do Agencji Oceny
Technologii Medycznych o przedstawienie wstepnej ekspertyzy i przeprowadzenie pelnych
analiz w ww. zakresie, umozliwiajacych podjecie decyzji dotyczacej ewentualnego uruchomienia
programu terapeutycznego.

W kazdej sytuacji negocjowania zakupu leku uwzgledniany jest poziom ceny, ktora obowigzuje
w krajach, w ktorych zostat on dopuszczony do obrotu.

Odnoszac si¢ do spotkania Ministra Zdrowia z rodzicami dzieci chorych na
mukopolisacharydoze, uprzejmie informuje, iz w przypadku zorganizowania spotkania stosowne
informacje zostang przekazane zainteresowanym.

Z wyrazami szacunku

Sekretarz stanu

Bolestaw Piecha

Warszawa, dnia 13 lipca 2007 r.



