Interpelacja nr 9380
do ministra zdrowia

w sprawie polityki panstwa w zakresie finansowania terapii ultrarzadkich choréb
genetycznych typu mukopolisacharydoza, choroba Pompego, choroba Fabry“ego

Szanowny Panie Ministrze! Na ultrarzadkie genetyczne i przewlekte choroby cierpi w
naszym kraju okoto 60 oséb. Wiekszo$¢ z nich to dzieci. Organizacje spoteczne, wspierajgce
osoby dotkniete rzadkimi schorzeniami, wyrazaja przekonanie, ze w Polsce - w konsekwencji
opo6zniania stosownych procedur wdrazania nowych programéw - choroby te nie sg wtasciwie
leczone. Tymczasem, zgodnie z preambuta Rozporzadzenia UE 141/2000, panstwa
cztonkowskie winny dazy¢ do sytuacji, w ktorej pacjenci dotknieci chorobami rzadkimi maja
réwny dostep do terapii, niezaleznie od rzadkos$ci danego schorzenia i niezaleznie od
warunkéw ekonomiczno-spolecznych wystepujacych w danym kraju cztonkowskim. U
podstaw tej regulacji lezg wartosci i spoteczne i etyczne, wskazujgce na potrzebe tworzenia
réwnego dostepu do terapii dla pacjentdw z chorobami rzadkimi w catej Unii Europejskie;j.
Niestety wobec rzadkich choréb w Polsce wartosci te nie sg uwzgledniane. Panstwo polskie,
realizujac zasadg solidarno$ci spotecznej, nie moze uchyla¢ si¢ od zapewnienia swoim
obywatelom leczenia ratujacego zycie.

Zwracam si¢ zatem do Pana Ministra z prosba o odpowiedz na nastgpujgce pytania:

1. Czy i kiedy przewiduje Pan powotanie Komitetu Sterujacego ds. chordb rzadkich, ktory
koordynowatby opieke nad tg nieliczng grupa pacjentow?

2. W jaki sposob resort zdrowia, lub osobiscie Pan Minister, zabiega o rowny dostep do
terapii chorych na rzadkie choroby, takie jak choroba Fabry“ego, mukopolisacharydoza typu
I1'i 1V, czy choroba Pompego?

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

Z powazaniem

Poset Jerzy Szmajdzinski

Warszawa, dnia 27 sierpnia 2007 r.



Odpowiedz sekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na interpelacj¢ nr 9380

w sprawie polityki panstwa w zakresie finansowania terapii ultrarzadkich choréb
genetycznych typu mukopolisacharydoza, choroba Pompego, choroba Fabry“ego

Szanowny Panie Marszatku! W odpowiedzi na interpelacj¢ Pana Jerzego Szmajdzinskiego,
Posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy piSmie z dnia 5 wrzesnia 2007 r.
(SPS-023-9380/07) w sprawie polityki panstwa w zakresie finansowania terapii ultrarzadkich
chorob genetycznych typu mukopolisacharydoza, choroba Pompego, choroba Fabry“ego,
uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Warunki udzielania i zakres §wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze §rodkow
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 postgpowan w sprawie zawarcia umow o
udzielanie $wiadczen opieki zdrowotnej w poszczegolnych rodzajach i zakresach.

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

Nalezy przy tym zauwazy¢, iz $wiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu
opieki zdrowotnej, przeznaczonego dla osob potrzebujacych catodobowych lub catodziennych
Swiadczen opieki zdrowotnej, oraz przy wykonywaniu zabiegdéw leczniczych 1
pielegnacyjnych, diagnostycznych i rehabilitacyjnych przez podmioty uprawnione do
udzielania §wiadczen, zapewnia si¢ bezplatnie leki i wyroby medyczne, jezeli s 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 $wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomiedzy Swiadczeniodawca a dyrektorem oddziatu wojewddzkiego
Funduszu. Wysoko$¢ tacznych zobowigzan Narodowego Funduszu Zdrowia, wynikajacych z
zawartych ze §wiadczeniodawcami umow, nie moze przekroczy¢ wysokosci wydatkow
przewidzianych na ten cel w planie finansowym Funduszu. W zwiazku z powyzszym nalezy
wskazac, iz kwestia dotyczaca zwigkszenia naktadow na §wiadczenia opieki zdrowotne;j jest
Scisle powigzana z poziomem $rodkow finansowych, jakimi dysponuje NFZ.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

1. Inicjatywa Krajowego Forum na rzecz terapii chorob rzadkich ORPHAN, takze
wystapienia rodzicéw oraz wspierajacych ich stowarzyszen, w sprawie powotania, w drodze
zarzadzenia Ministra Zdrowia, Komitetu Sterujgcego do spraw Chorob Rzadkich, spotkata si¢
z poparciem kierownictwa Ministerstwa Zdrowia. W wyniku podjetych prac opracowany
zostal projekt zarzadzenia Ministra Zdrowia i przewiduj¢, ze w najblizszym czasie zostanie
powotany taki komitet.



2. Produkty lecznicze nowej generacji (leki enzymy) stosowane w ultrarzadkich chorobach
metabolicznych sg dopuszczone do obrotu na podstawie pozwolen wydanych przez Komisj¢
Europejska, waznych na terytorium wszystkich krajow Unii Europejskiej. Doda¢ nalezy, ze
leki stosowane w ultrarzadkich chorobach zostaly oznaczone jako leki sieroce.

W zwigzku z rzadko$cig wystepowania i specyfikg biochemiczng chor6b genetycznych z
zakresu metabolizmu (mukopolisacharydoza, choroba Pompego, choroba Fabry“ego) leczenie
z zastosowaniem specjalistycznych lekow enzymow nalezy do najbardziej kosztownych
terapii i prowadzone jest zazwyczaj w wyspecjalizowanych osrodkach klinicznych pod
nadzorem lekarzy.

Majac na uwadze omawiane zagadnienie, uprzejmie informuje, ze w chwili obecnej
mozliwo$¢ terapii lekami sierocymi wskazanych grup swiadczeniobiorcéw (z chorobg
Fabry“ego, mukopolisacharydoza typu II oraz VI i chorobag Pompego) istnieje w ramach
swiadczenia "Farmakoterapia niestandardowa”, okreslonego w zataczniku nr 15b do
Zarzadzenia Nr 80/2006 z dnia 18 wrze$nia 2006 r. Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
w sprawie przyjecia “Szczegdtowych materialéw informacyjnych o przedmiocie
postgpowania w sprawie zawarcia umow o udzielanie $wiadczen opieki zdrowotnej oraz o
realizacji i finansowaniu umow o udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej w rodzaju: leczenie
szpitalne” z p6zn. zm. Warunkiem niezb¢dnym do rozliczenia §wiadczenia "Farmakoterapia
niestandardowa” jest uzyskanie pisemnej akceptacji dyrektora oddzialu wojewodzkiego
Funduszu dla wniosku $§wiadczeniodawcy, pozytywnie zaopiniowanego przez konsultanta
wojewodzkiego z danej dziedziny medycyny. Finansowanie §wiadczenia "Farmakoterapia
niestandardowa” odbywa si¢ w ramach zawartej ze $wiadczeniodawcg umowy o udzielanie
swiadczen w rodzaju: leczenie szpitalne 1 nie zwigksza kwoty zobowigzania oddziatu
Funduszu wobec $wiadczeniodawcy z tytulu realizacji umowy.

W sprawie dostepu do terapii lekowych chorych na rzadkie choroby metaboliczne
prowadzone sg analizy dotyczace finansowania leczenia przez NFZ w ramach programéw
terapeutycznych. Zasady opracowywania przez Narodowy Fundusz Zdrowia terapeutycznych
programéw zdrowotnych, zostaty okreslone w zarzadzeniu Nr 38/2007/DGL Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 19 czerwca 2007 r. w sprawie zasad opracowywania
przez Narodowy Fundusz Zdrowia terapeutycznych programéw zdrowotnych. Nalezy
wskazac, ze ww. zarzagdzenie ma na celu wdrozenie nowych programow zdrowotnych oraz
zaprzestanie finansowania ze $Srodkow publicznych technologii o nieudowodnione;j
skutecznosci, skutecznosci porownywalnej do placebo lub ktorych koszt jest nieadekwatny do
osiggnigtych efektow zdrowotnych.

Jednoczesnie, uwzgledniajac wytyczne Unii Europejskiej dotyczace preferencyjnego
traktowania lekow sierocych w ramach wyréwnania dostgpu do leczenia ze srodkow
publicznych dla chorych z chorobami ultrarzadkimi, Narodowy Fundusz Zdrowia w § 8 ww.
zarzadzenia zaznaczyl, ze w przypadku programow zdrowotnych 1 programow, ktére dotycza
choréb ultrarzadkich, Prezes Funduszu moze odstapi¢ od oceny optacalno$ci technologii
medycznej.

3. Koordynacja leczenia chordb ultrarzadkich na szczeblu krajowym i finansowanie w
ramach programow terapeutycznych lekow sierocych stosowanych w tych chorobach
niewatpliwie pozwolityby na zwigkszenie dostepu pacjentow do lekow o statusie
uprzywilejowanym.



Z wyrazami szacunku
Sekretarz stanu
Bolestaw Piecha

Warszawa, dnia 1 pazdziernika 2007 r.



