Interpelacja nr 9553
do ministra zdrowia
w sprawie kompleksowego rozwigzania problemu leczenia oso6b dotknigtych
mukopolisacharydozg i chorobami pokrewnymi oraz zapewnienia srodkow z NFZ na
realizacje¢ tego zadania

Szanowny Panie Ministrze! W imieniu rodzin osob chorych na mukopolisacharydoze i
choroby pokrewne kieruje do Pana prosbe o uregulowania prawne pozwalajace dotknigtym ta

chorobg na godne zycie. W moim przekonaniu rozwazenia wymagaja nast¢pujace kwestie:

- umieszczenie mukopolisacharydozy, mukolipidozy, sialidozy, fukozydozy, gangliozydozy
oraz innych chorob pokrewnych w wykazie chordb przewlektych,

- zapewnienie wysokospecjalistycznej i kompleksowej opieki medycznej dla chorych na
mukopolisacharydoze i choroby pokrewne,

- objecie programem wczesnej interwencji na rzecz dzieci niepetnosprawnych i ich rodzin,
- zapewnienie srodkow z NFZ na leczenie chorych.

Wdrozenie w zycie tych rozwigzah z pewnoscig wyjdzie naprzeciw zainteresowanym i
umozliwi skuteczne leczenie chorych.

Rad bylbym pozna¢ opini¢ Pana Ministra na przedstawione wyzej propozycje, a ponadto
prosz¢ o odpowiedzZ na nastgpujace pytania:

1. Jakie $rodki z NFZ przeznacza si¢ rocznie na leczenie osob chorych na
mukopolisacharydoze i choroby pokrewne?

2. Czy istnieje w Polsce program adresowany do osob chorych i ich rodzin?
3. W jaki sposob problem ten rozwigzany jest w krajach UE?

Z powazaniem

Posetl Sylwester Pawtowski

Warszawa, dnia 18 wrzesnia 2007 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na interpelacje nr 9553

w sprawie kompleksowego rozwigzania problemu leczenia oséb dotknigtych
mukopolisacharydozg i chorobami pokrewnymi oraz zapewnienia srodkow z NFZ na
realizacje tego zadania

Szanowny Panie Marszatku! W odpowiedzi na interpelacje pana Sylwestra Pawtowskiego,
posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestang przy pismie z dnia 27 wrzesnia 2007 r.
(SPS-023-9553/07), w sprawie kompleksowego rozwigzania problemu leczenia osob
dotknigtych mukopolisacharydoza i chorobami pokrewnymi oraz zapewnienia srodkow NFZ
na realizacj¢ tego zadania, uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji.

Warunki udzielania i zakres $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow
publicznych zostaty okre§lone w przepisach ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw 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 $wiadczen opieki zdrowotnej w poszczego6lnych rodzajach i zakresach.

Zgodnie z art. 14 przedmiotowej ustawy §wiadczenia opieki zdrowotnej s3 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 §rodki pomocnicze.

Nalezy przy tym zauwazy¢, 1z Swiadczeniobiorcy przyjetemu do szpitala lub innego zaktadu
opieki zdrowotnej, przeznaczonego dla 0sob 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 1 wyroby medyczne, jezeli sg one
konieczne do wykonania §wiadczenia (art. 35 ww. ustawy).

Podstawg udzielania $wiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkoéw publicznych
przez fundusz, zgodnie z art. 132 ww. ustawy, jest umowa o udzielanie §wiadczen opieki
zdrowotnej zawarta pomigdzy §wiadczeniodawcg a dyrektorem oddzialu wojewodzkiego
funduszu. Wysokos¢ 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 zwigzku z powyzszym kwestia
dotyczaca zwigkszenia naktadow na §wiadczenia opieki zdrowotnej jest $cisle powigzana z
poziomem $rodkow finansowych, jakimi dysponuje NFZ.

Produkty lecznicze stosowane w ultrarzadkich chorobach metabolicznych sa dopuszczone
do obrotu na podstawie pozwolen, wydanych przez Komisje Europejska, waznych na
terytorium wszystkich krajow Unii Europejskiej. Doda¢ nalezy, ze leki stosowane w
ultrarzadkich chorobach zostaty oznaczone jako leki sieroce.

W zwiazku z rzadkos$cig wystepowania i specyfikg biochemiczng choréb genetycznych z
zakresu metabolizmu (m.in. mukopolisacharydoza i choroby pokrewne) leczenie z



zastosowaniem specjalistycznych lekow nalezy do najbardziej kosztownych terapii i
prowadzone jest zazwyczaj w wyspecjalizowanych osrodkach klinicznych.

Mukopolisacharydoza jest chorobg metaboliczng ze spichrzaniem mukopolisacharydow.
Dotychczas rozpoznano VII typéw mukopolisacharydozy.

Jedynym o$rodkiem w Polsce, w ktorym sg diagnozowane i leczone wrodzone choroby
metaboliczne, jest Instytut "Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka”.

Pacjenci, u ktorych rozpoznano MPS (mukopolisacharydoze) typ I (zesp6ét Hurlera) oraz
chorobe Gauchera, leczeni s3 w ramach programéw terapeutycznych, umozliwiajgcych
finansowanie preparatow aldurazyme (laronidaza) oraz imigluceraza. Koszt roczny leczenia
jednego pacjenta wynosi okoto 450 000 zt.

Mukopolisacharydoza typ II oraz typ VI nie sg objete katalogiem programow
terapeutycznych.

Majac na uwadze omawiane zagadnienie, uprzejmie informuje¢, ze w chwili obecne;j
mozliwo$¢ terapii lekami sierocymi istnieje w ramach $§wiadczenia “"Farmakoterapia
niestandardowa”, okreslonego w zataczniku nr 15b do zarzadzenia nr 80/2006 z dnia 18
wrzesnia 2006 r. prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia w sprawie przyjecia
"Szczegdlowych materialdw informacyjnych o przedmiocie postepowania w sprawie zawarcia
umow o udzielanie $wiadczen opieki zdrowotnej oraz o realizacji 1 finansowaniu umow o
udzielanie §wiadczen opieki zdrowotnej w rodzaju: leczenie szpitalne”, z p6zn. zm.
Warunkiem niezbednym do rozliczenia §wiadczenia "Farmakoterapia niestandardowa” jest
uzyskanie pisemnej akceptacji dyrektora oddziatu wojewodzkiego funduszu dla wniosku
Swiadczeniodawcy, pozytywnie zaopiniowanego przez konsultanta wojewodzkiego z danej
dziedziny medycyny. Finansowanie $wiadczenia "Farmakoterapia niestandardowa” odbywa
si¢ w ramach zawartej ze $wiadczeniodawcg umowy o udzielanie $wiadczen w rodzaju:
leczenie szpitalne 1 nie zwigksza kwoty zobowigzania oddziatu funduszu wobec
Swiadczeniodawcy z tytutu 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
programow zdrowotnych zostaly 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 wskazaé, ze ww. zarzadzenie ma na celu wdrozenie nowych programow
zdrowotnych oraz zaprzestanie finansowania ze srodkéw publicznych technologii o
nieudowodnionej skutecznos$ci, skutecznosci pordéwnywalnej do placebo lub ktorych koszt
jest nieadekwatny do osiggnietych 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 rzadkimi, Narodowy Fundusz Zdrowia w § 8 ww.
zarzadzenia zaznaczylt, ze w przypadku programéw zdrowotnych 1 programéw, ktore dotycza
chorob ultrarzadkich, prezes funduszu moze odstapi¢ od oceny optacalno$ci technologii
medyczne;j.



Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informujg:

- W chwili obecnej mozliwos$¢ terapii lekami sierocymi istnieje w ramach $wiadczenia
"Farmakoterapia niestandardowa” finansowana przez swiadczeniodawcow, w ramach zawartej
umowy o udzielanie §wiadczen w rodzaju leczenie szpitalne i nie zwigksza kwoty
zobowigzania oddzialéw funduszy wobec $swiadczeniodawcodw z tytutu realizacji umowy.

Natomiast w ramach programow terapeutycznych finansowanych przez Narodowy Fundusz
Zdrowia leczeni sg pacjenci z chorobg Gauchera oraz Hurlera (MPS typ I). W planie na
pierwsze potrocze 2007 r. przeznaczono na leczenie kwote 22 min zt.

W 2006 r. Komisja Europejska dopuscita do obrotu lek naglazyme, stosowany w MPS typ
VI. Koszt roczny leczenia jednego pacjenta wynosi okoto 1 500 000 zi. Obecnie lek ten moze
by¢ finansowany przez §wiadczeniodawcdéw w ramach §wiadczenia "Farmakoterapia
niestandardowa”.

W Centrali Narodowego Funduszu Zdrowia trwaja prace zwigzane z oceng wnioskow o
utworzenie kolejnych programéw terapeutycznych, w tym dla pacjentéw z chorobami
rzadkimi.

- W Polsce nie istnieje program adresowany do osob chorych i ich rodzin. Osrodkiem, ktory
koordynuje leczenie chorob metabolicznych, jest Instytut "Pomnik - Centrum Zdrowia
Dziecka”. W zwigzku z tym pod opieka instytutu pozostaja praktycznie wszyscy pacjenci z
ustalonym rozpoznaniem choroby metaboliczne;j.

- Ustawodawstwo unijne uznalo terapi¢ chordb rzadkich za priorytetowy obszar dziatan w
zakresie zdrowia publicznego Unii Europejskiej. Jednakze nalezy podkresli¢, ze wysokie
koszty wytwarzania lekow sierocych powoduja, Ze sa one bardzo drogie, w zwigzku z tym
finansowanie leczenia chorob rzadkich z zastosowaniem lekdéw sierocych w roznych krajach,
réwniez w krajach Unii Europejskiej, jest zr6znicowane.

Z wyrazami szacunku

Podsekretarz stanu

Jarostaw Pinkas

Warszawa, dnia 19 pazdziernika 2007 r.



