Zapytanie nr 2303
do ministra zdrowia

w sprawie Zespolu ds. Chorob Rzadkich, powolanego zarzadzeniem ministra
zdrowia z dnia 21 lipca 2008 r.

Szanowna Pani Minister! Na podstawie art. 195 ust. 2, w zwiazku z art. 192 ust. 3 Regulaminu
Sejmu Rzeczypospolitej Polskiej (MP z 2002 r. Nr 23 poz. 398, z 2003 r. Nr 23 poz. 337, z 2004 r.
Nr 12 poz. 182, z 2005 r. Nr 16 poz. 263, Nr 42 poz. 556, Nr 66 poz. 912, Nr 76 poz. 1062, z 2006
r. Nr 15 poz. 194 oraz z 2007 r. Nr 23, poz. 253) kieruje do Pani Ewy Kopacz, Minister Zdrowia,
zapytanie poselskie w sprawie Zespotu ds. Choroéb Rzadkich, powotanego zarzadzeniem ministra
zdrowia z dnia 21 lipca 2008 r.

W zwigzku z powyzszym, wobec licznych zapytan i interwencji kierowanych do mnie przez
osoby zainteresowane diagnostyka i leczeniem chorob rzadkich, prosze Panig Ewe Kopacz,
Minister Zdrowia, o odpowiedZ na nast¢pujace pytania:

1. Jaki jest cykl pracy Zespotu ds. Choréb Rzadkich?
2. Jakie priorytety okreslono w harmonogramie prac Zespotu ds. Choréb Rzadkich?
3. Kiedy mozna si¢ spodziewac pierwszych wynikow prac zespotu?

4. Jakie organizacje zrzeszajace pacjentow 1 rodziny pacjentdow zainteresowanych pracami
zespolu reprezentujg ich interesy, wchodzac w jego sktad?

Z wyrazami szacunku
Poset Bolestaw Grzegorz Piecha

Rybnik, dnia 25 sierpnia 2008 r.



Odpowiedz podsekretarza stanu w Ministerstwie Zdrowia - z upowaznienia ministra -
na zapytanie nr 2303

w sprawie Zespolu ds. Chorob Rzadkich, powolanego zarzadzeniem ministra
zdrowia z dnia 21 lipca 2008 r.

Szanowny Panie Marszatku! W odpowiedzi na zapytanie pana Bolestawa Grzegorza Piechy, posta
na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej, przestane przy piSmie z dnia 3 wrzesnia 2008 r. (SPS-024-
2303/08), w sprawie Zespotu do spraw Chorob Rzadkich, powotanego zarzadzeniem ministra
zdrowia z dnia 21 lipca 2008 1., uprzejmie prosz¢ o przyjecie ponizszych informacji.

Zapewnienie pacjentom rownego dostepu do terapii chordb rzadkich, z zastosowaniem lekow
innowacyjnych, zalezy od wielu czynnikow, ktére musza by¢ spelnione przy podejmowaniu decyzji
w tym zakresie. Kwestia finansowania terapii lekami sierocymi wymaga specjalnych rozwigzan
organizacyjno-prawnych. Majac na uwadze wysokie koszty terapii lekami sierocymi, nalezy
precyzyjnie okresli¢ kryteria oraz zasady uzyskiwania przez ww. leki refundacji. Celem
przedstawienia propozycji rozwigzan w zakresie finansowania terapii lekami sierocymi oraz
wypracowania przejrzystych kryteriow finansowania terapii tymi lekami minister zdrowia
zarzadzeniem z dnia 21 lipca 2008 r. powotat Zesp6t do spraw Chordb Rzadkich (Dz. Urz. MZ.
08.08.36). W sktad Zespotu do spraw Chordb Rzadkich wchodzg przedstawiciele Ministerstwa
Zdrowia, Narodowego Funduszu Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych, Urzedu
Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Medycznych i Produktéw Biobdjczych, Instytutu
"Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka”, Zwigzku Pracodawcow Innowacyjnych Firm
Farmaceutycznych "Infarma”, przedstawiciele organizacji zrzeszajacych pacjentow -
Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze i Choroby Rzadkie oraz Krajowego Forum na
rzecz Terapii Chorob Rzadkich, a takze przedstawiciele Rzeczypospolitej Polskiej uczestniczacy w
grupach roboczych lub komitetach dziatajacych przy organach lub instytucjach Unii Europejskiej
zajmujacych si¢ zagadnieniami chorob rzadkich oraz ich leczeniem. Ponadto w pracach zespotu
moga uczestniczy¢ osoby zaproszone przez przewodniczacego zespotu.

Zesp6t do spraw Chorob Rzadkich ma charakter opiniodawczo-doradczy.

Zadania zespolu obejmuja w szczegolnosci proponowanie kierunkow polityki w zakresie opieki i
terapii 0osob dotknietych chorobami rzadkimi, prowadzenie dziatan dazacych do zapewnienia
podstawowej i specjalistycznej opieki zdrowotnej chorym na choroby rzadkie, w szczegolno$ci
poprzez wskazywanie wtasciwych rozwigzan problemow powstatych przy realizacji opieki 1 terapii
chorych z chorobami rzadkimi, proponowanie rozwigzan stuzacych i dazacych do integracji
systemu terapii i opieki nad chorymi na choroby rzadkie z og6lnym systemem opieki zdrowotne;.
Jednoczesnie Zespot do spraw Chorob Rzadkich realizuje zadania w zakresie wspierania
skutecznych 1 bezpiecznych metod leczenia chorych na choroby rzadkie. Ponadto do zadan zespotu
nalezy opracowywanie informacji lub stanowisk dotyczacych produktow leczniczych stosowanych
w leczeniu chordb rzadkich oraz przekazywanie ich Zespotowi do spraw Gospodarki Lekami.
Powotanie Zespotu do spraw Chorob Rzadkich pozwoli na wypracowanie kierunkow polityki i
stanowiska odno$nie do finansowania terapii lekami sierocymi, co niewatpliwie wplynie na
poprawe dostepnosci pacjentéw dotknietych chorobami rzadkimi do skutecznej i bezpiecznej
terapii.

Odnoszac si¢ do pytan, uprzejmie informuje.

1. Cykl pracy zespotu zostat okreslony w zarzadzeniu ministra zdrowia w sprawie powotania
Zespotu do spraw Chorob Rzadkich. Przepis art. 13 ust. 1 stanowi, ze posiedzenia zespotu
odbywaja si¢ nie rzadziej niz raz na kwartat.



2. Minister zdrowia uznata terapi¢ chorob rzadkich za jeden z priorytetowych celow dziatan w
zakresie zdrowia publicznego. Pacjentom dotknigtym chorobami rzadkimi zapewnia si¢ dostep do
leczenia lekami innowacyjnymi, finansowanymi przez Narodowy Fundusz Zdrowia, jednakze w
celu zdiagnozowania koniecznos$ci objecia leku stosowanego w chorobach rzadkich doptatg ze
srodkow publicznych zasadna jest znajomos$¢ skuteczno$ci preparatu, jego profilu bezpieczenstwa i
optacalnosci terapii. W zwigzku z tym priorytetowym zadaniem Zespotu do spraw Chorob
Rzadkich jest weryfikacja wydawanych przez Agencje Oceny Technologii Medycznych opinii
dotyczacych poszczegdlnych produktoéw leczniczych stosowanych w leczeniu chordb rzadkich,
rekomendujacych badz nie finansowanie ze §rodkow publicznych i przekazanie wypracowanego
stanowiska ministrowi zdrowia.

Ponadto jednym z gléwnych celéw zespotu jest opracowywanie diagnozy stanu terapii oraz
podstawowej 1 specjalistycznej opieki zdrowotnej dla chorych, proponowanie kierunkow polityki w
zakresie opieki i terapii chorych na choroby rzadkie, jak rowniez dazenie do zapewnienia dostepu
do informac;ji dla chorych na choroby rzadkie, a takze proponowanie odpowiednich regulacji 1
wytycznych w przedmiotowych zagadnieniach. Trwaja rowniez prace nad ustaleniem wykazu
chordb rzadkich aktualnie wystgpujacych w Polsce.

3. Zespot do spraw Chorob Rzadkich zostat powotany 21 lipca 2008 r. 1 dopiero po tym okresie
mobgl on rozpoczaé prace. Od tego momentu odbyty si¢ dwa posiedzenia zespotu. Pierwsze,
wstepne posiedzenie miato miejsce 29 lipca 2008 r. W czasie jego trwania cztonkowie zespotu
przedyskutowali zadania zespotu okreslone w zarzadzeniu ministra zdrowia, opracowano projekt
uchwaty w sprawie ustalenia regulaminu prac zespotu i w wyniku dyskusji ustalono tresé¢
regulaminu. Ponadto podniesiono kwesti¢ poprawy opieki zdrowotnej nad pacjentami dotknigtymi
chorobami rzadkimi i uwzglednienia tego problemu w Narodowym Programie Zdrowia.

Na kolejnym posiedzeniu, w dniu 9 wrzesnia br., cztonkowie zespotu przyjeli regulamin prac
zespotu, wystuchali prezentacji przedstawiciela Centrum Zdrowia Dziecka pt. “Francuski plan
narodowy dla rzadkich chorob na lata 2006-2008" celem ewentualnego uwzglednienia
wypracowanych uregulowan w zakresie chorob rzadkich w Narodowym Programie Zdrowia na
najblizsze lata. Glownym punktem obrad byt temat dotyczacy weryfikacji rekomendacji
konkretnych produktéw leczniczych (Myozyme, Naglazyme, Elaprase) przedstawionych przez
analitykéw Agencji Oceny Technologii Medycznych. Na kolejnych posiedzeniach bgda
realizowane dalsze etapy prac zespotu. Stosownie do postepu i realizacji prac zostang
przedstawione ich rezultaty ministrowi zdrowia.

4. Na podstawie zarzadzenia ministra zdrowia w sprawie powotania Zespotu do spraw Chordb
Rzadkich, wyrazonego w art. 2 pkt 3j, interesy pacjentow i ich rodzin reprezentuja zainteresowane
pracami zespolu nastepujgce organizacje pozarzagdowe: Stowarzyszenie Chorych na
Mukopolisacharydoze i Krajowe Forum na rzecz Terapii Chorob Rzadkich. Przedstawiciele tych
organizacji zostali powotani w sktad Zespotu do spraw Chorob Rzadkich.

Z powazaniem
Podsekretarz stanu
Marek Twardowski

Warszawa, dnia 29 wrzesnia 2008 r.



