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W nawigzaniu do pisma z dnia 02 czerwca 2011 roku, w sprawie decyzji podejmowanych

przez powotany przez Prezesa NFZ Zespél Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich, prosze

0 przyjecie nastegpujacych informacii.

Zespodl Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich zostal powotany na podstawie
Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dnia 30 sierpnia 2009 roku w sprawie S$wiadczen
gwarantowanych z zakresu programéw zdrowotnych (Dz.U. Nr 140, poz. 1148 z p6ézn. zm.).
Sklad osobowy Zespotu Koordynacyjnego zostal zaakceptowany przez Ministra Zdrowia.
W sklad Zespolu wchodzg specjali$ci zajmujacy si¢ leczeniem choréb ultrarzadkich. Zgodnie
z zapisami w/w Rozporzadzenia Ministra Zdrowia oraz Zarzadzenia Prezesa NFZ z dnia
3 listopada 2009 roku Nr 65/2009/DGL z pdZn. zm. w sprawie okreslenia warunkéw zawierania
i realizacji uméw w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie terapeutyczne programy zdrowotne,
zadaniem Zespolu jest podejmowanie decyzji zwiazanych z kwalifikacjg pacjentéw oraz
weryfikacja skutecznos$ci terapii w nastgpujacych programach terapeutycznych: Leczenie choroby
Gaucher, Leczenie choroby Hurler, Leczenie choroby Pompe, Leczenie mukopolisacharydozy
typu II i Leczenie mukopolisacharydozy typu VI. Zespdl Koordynacyjny podejmuje decyzje

o kwalifikacji do programu oraz weryfikuje skutecznos¢ leczenia w oparciu 0 oceng stanu
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klinicznego $wiadczeniobiorcy oraz oceng efektywnosci zastosowanej terapii. Zgodnie pkt.
11 Regulaminu Zespolu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich ,, Zespél Koordynacyjny
ds. Choréb Ultrarzadkich ustala wskazania do rozpoczecia leczenia, kontynuowania oraz
zakoniczenia terapii, jak rowniez wskazania co do wielkosci dawki, w oparciu o wilasciwie
uzupelniony ,, Wniosek o zakwalifikowanie pacjenta do leczenia w programie (...)", ktory uzyska
pozytywnq opinig recenzenta, wybranego sposrod czlonkow Zespolu Koordynacyjnego. Podobnie
rozpatrzony zostaje wniosek o kontynuacje i zakonczenie leczenia, na podstawie , Karty
monitorowania pacjenta leczonego w ramach programu (...)". Punkt 13 w/w Regulaminu stanowi
natomiast, ze ..Zespol Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich jest niezalezny, a jego czltonkowie
nie kontaktujq si¢ w sprawach pracy Zespolu, a szczegdlnie wydawanych opinii, z lekarzem
prowadzqcym pacjenta, pacjentem lub jakqkolwiek inng osobq, organizacjq czy instytucjq, kiora
moglaby byé¢ zainteresowana przydzialem leku. Wszystkie informacje, ktére mogg mie¢ znaczenie
przy podejmowaniu decyzji mogq byé zamieszczane jedynie w nadesltanym wniosku/'karcie
monitorowania”. Regulamin Zespolu jest dokumentem obowigzujacym wszystkich czionkow
Zespotu Koordynacyjnego ds. Chordb Ultrarzadkich. Regulamin zostal przekazany do publicznej
wiadomos$ci poprzez udostgpnienie na stronie internetowej Narodowego Funduszu Zdrowia
www.nfz.gov.pl.

Majac na uwadze powyzsze oraz odnoszac si¢ kwestii podejmowania decyzji przez Zespol
Koordynacyjny poruszonej w Pani pis$mie informuj¢, ze zasady udzielania $wiadczen pacjentom
kwalifikowanym do w/w programéw terapeutycznych sa okreslone odpowiednimi przepisami
prawa powszechnie obowigzujacego. Zgodnie z Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia leczenie
pacjenta w programie trwa do czasu podjecia przez Zespél Koordynacyjny ds. Choréb
Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o wylaczeniu §wiadczeniobiorcy z programu,
zgodnie z kryteriami wylaczenia. Zesp6l Koordynacyjny ma wigc prawo do podejmowania
decyzji o zaprzestaniu terapii z powodu braku jednoznacznych dowodow potwierdzajacych
skutecznos$¢ terapii. Jednoczesnie podkreslam, ze kazda decyzja Zespolu Koordynacyjnego
nastgpuje po wnikliwej analizie dokumentacji przestanej przez osrodek, ktéry prowadzi leczenie
pacjenta.

Przedstawione w Pani piSmie konsultacje z prof. M. Beckiem z Uniwersytetu Jana
Gutenberga w Moguncji oraz prof. Edmondem Wraithem z MASH (Manchester Academic
Health Science Centre) z Manchester, rowniez stanowia, Ze decyzja dotyczaca wylaczenia
pacjenta z leczenia jest podejmowana przez lekarza, nie przez rodzicow pacjenta. Z konsultacji
wynika, ze w przypadku wytycznych dot. leczenia mukopolisacharydozy typu II stosowanych

przez prof. Wraitha, lekarz podejmuje decyzj¢ o zaprzestaniu leczenia na podstawie oceny stanu
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klinicznego pacjenta, ktora dokonywana jest min. podczas konsultacji z rodzicami pacjenta.
W Polsce proces kwalifikacji i weryfikacji leczenia zostal opracowany w sposéb umozliwiajacy
transparentne i rzetelne podejmowanie decyzji przez Zespél Koordynacyjny ds. Choréb
Ultrarzadkich. Wszelkie niezbedne do podjecia przez Zespdl decyzji dane dotyczace stanu
klinicznego pacjenta sq zamieszczane przez lekarza prowadzacego we wniosku o wiaczenie
pacjenta do programu lub w karcie monitorowania. Lekarz prowadzacy moze
w w/w dokumentach umiesci¢ wszelkie niezbgdne informacje o stanie zdrowia pacjenta,
uwzgledniajac przy tym okolicznosci szczegble, dodatkowo uzasadniajace koniecznos$é
przydzielenia pacjentowi leku.

Narodowy Fundusz Zdrowia informuje takze, ze Zespél Koordynacyjny ds. Choréb
Ultrarzadkich  jest niezalezny i Fundusz nie ingeruje i nie begdzie ingerowal w decyzje
podejmowane przez Zespol, a w szczegdlnosci w zakresie kwalifikacji pacjentéw do programéw
lub ich wylaczenia z leczenia. Jest to zgodne z pkt. 5 Regulaminu Zespohu , Przedstawiciele
Narodowego Funduszu Zdrowia, Ministersiwa Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych
oraz Jednostki Koordynujqcej nie majq prawa glosu w frakcie dokonywania przez Zespol
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich kwalifikacji pacjenta do wlasciwego programu

terapeutycznego”.

Do wiadomosci:

- p. Ewa Kopacz - Minister Zdrowia, ul. Miodowa 15, 00-952 Warszawa
- p. Adam Fronczak — Podsekretarz Stanu w Ministerstwie Zdrowia, ul. Miodowa 15, 00-952 Warszawa
- p. Krystyna Kozlowska, Biuro Rzecznika Praw Pacjenta, Al. Zjednoczenia 25, 01-829 Warszawa
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- p. Marek Michalak, Rzecznik Praw Dziecka,ui—Sm t - W 2 18 2O

- p. Bartosz Arfukowicz, Sekretarz Stanu w kancelarii Prezesa Rady Ministrow i Pefnomocnik Premiera ds. oséb

wykluczonych, Al Ujazdowskie 1/3, 00-583 Warszawa

- p. Bozena Dembowska-Baginska, Przedstawiciel Polski przy unijnym Komitecie ds. Sierocych Produktéw, Instytut
~JPomnik-Centrum Zdrowia Dziecka”, Al. Dzieci Polskich 20, 04-730 Warszawa

- prof. dr hab. n. med. Mieczystaw Walczak, Przewodniczacy Zespotu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich,
Klinika Pediatrii, Endokrynologii, Diabetologii, Choréb Metabolicznych i Kardiologii Wieku Rozwojowego.
Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny nr 1, ul. Unii Lubelskiej 1, 71-252 Szczecin




