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Komisji Zdrowia

— podkomisji statej do spraw organizacji ochrony zdro-
wia i innowacyjnosci w medycynie (nr 9)

30 listopada 2021 .

Podkomisja stata do spraw organizacji ochrony zdrowia i innowacyjnosci w medy-
cynie, obradujgca pod przewodnictwem poset Violetty Porowskiej (PiS), prze-
wodniczgcej podkomisji, zrealizowata nastepujgcy porzadek dzienny:

— rozpatrzenie informacji Ministra Zdrowia na temat rdzeniowego zaniku
miesni (SMA) — diagnozowanie, leczenie, doswiadczenia w Polsce i plany
na przysztos¢;

— omowienie i przyjecie planu pracy podkomisji na okres od 1 stycznia
do 30 czerwca 2022 roku.

W posiedzeniu udzial wzieli: Maciej Mitkowski podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia wraz
ze wspolpracownikami, Marzanna Bienkowska zastepca Dyrektora Departamentu Dialogu Spotecz-
nego i Komunikacji w Biurze Rzecznika Praw Pacjenta, Krzysztof Adamcewicz dyrektor w Roche
Polska ze wspélpracownikiem, prof. Anna Kostera-Pruszczyk kierownik Katedry i Kliniki Neurolo-
gii Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego ze wspélpracownikiem, Stanistaw Mackowiak prezes
Federacji Pacjentow Polskich, Kacper Rucinski cztonek Rady Strategicznej Fundacji SMA, Wojciech
Wisniewski ekspert Federacji Przedsiebiorcow Polskich oraz Magdalena Wysocka pelnomocnik
dyrektora ds. Programoéw Lekowych Medycznych i Badan Przesiewowych Instytutu Matki i Dziecka.

W posiedzeniu udzial wzieli pracownicy Kancelarii Sejmu: Jakub Stefanski oraz Malgorzata Siedlecka-
-Nowak - z sekretariatu Komisji w Biurze Komisji Sejmowych.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dzien dobry. Witam wszystkich panstwa bardzo serdecznie. Otwieram posiedzenie
podkomisji stalej do spraw organizacji ochrony zdrowia i innowacyjnoSci w medycynie.
Witam czlonkow podkomisji i witam bardzo serdecznie zaproszonych gosci. Stwierdzam
kworum. Porzadek dzisiejszego posiedzenia przewiduje rozpatrzenie informacji mini-
stra zdrowia na temat rdzeniowego zaniku mie$ni (SMA) - diagnozowanie, leczenie,
do$wiadczenia w Polsce i plany na przyszlo§é oraz drugi temat, omowienie i przyjecie
planu pracy podkomisji na okres od 1 stycznia do 30 czerwca 2022 roku.

Prosze panstwa, tak absolutnie organizacyjnie, poniewaz jesteSmy rowniez w trakcie
posiedzenia plenarnego Sejmu — pan minister niedtugo bedzie musial nas opuscic, ponie-
waz jest przyspieszenie na sali obrad i bedzie komentowal punkt, ktory jest omawiany
na posiedzeniu plenarnym. Dlatego ja dzisiaj, podczas tego posiedzenia, bede troche
przyspieszala, a godzina, ktérg mieliSmy zaplanowang na ten temat moze sie okazaé
troche skrdocona. Jednocze$nie panstwo postowie majg réwnolegle trwajace posiedzenia
komisji, w zwigzku z tym bedziemy dzisiaj bardzo sprawnie, szybko, za to merytorycznie
na ten temat mowic.

Witam wszystkich panstwa, ktorzy sa obecni na dzisiejszym spotkaniu. Poniewaz
wiem, ze panstwo bedg zabierali glos, to w momencie, kiedy panstwo beda glos w dys-
kusji zabierali, bedziemy prosili o przedstawienie sie i przedstawienie instytucji, ktéra
panstwo reprezentujecie.
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Przystepujemy do realizacji porzadku dziennego. Informuje, ze materialy dostepne
sa w wersji elektronicznej w folderze SDI na iPadach oraz zostaly wystane do postow
na maile.

Bardzo prosze pana ministra Macieja Mitkowskiego o przedstawienie stanowiska
Ministerstwa Zdrowia. Bardzo prosze.

Podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia Maciej Milkowski:

Szanowna pani przewodniczgca, szanowni panstwo, nie przedluzajac, bardzo serdecznie
dziekuje za ten temat posiedzenia podkomisji, poniewaz jest bardzo istotny, a jeszcze
ponad 3 lata temu, jak pamietamy, wiasciwie byly wielkie oczekiwania, ze pojawit sie
lek, lek skuteczny. Oczekiwania pacjentéw polskich byly olbrzymie i udalo sie wyne-
gocjowac, uzgodnic i przyja¢ do refundacji pierwszy lek, ktory dzialal na pacjentow.
Im wiecej o nim wiemy, im wiecej wiemy o leczeniu, widaé, ze nasze postrzeganie odno-
$nie do leczenia pacjentow nie pogorszylo sie, a by¢ moze nawet wyniki sg lepsze niz
w badaniach klinicznych. Cieszymy sie wiec, ze w tym pierwszym okresie przyjeliSmy
zalozenie, ktore bylo trudne na poczatku, ze leczymy wszystkich obywateli, ktorzy
mieszkaja w Polsce, kazdy typ rdzeniowego zaniku mie$ni.

ZaczeliSmy bardzo mocno wspéipracowaé z lekarzami klinicystami i wlasciwie przez
pierwsze 2 lata lekarze wykonali niesamowita prace, bo wigczali kolejnych pacjentow
do leczenia i w Polsce wszyscy pacjenci sg wigczeni w to leczenie. Mamy teraz sytuacje,
ktora bardzo szybko sie rozwija. Jest z nami pani dyrektor z Instytutu Matki i Dziecka.
Zostaly uruchomione badania przesiewowe, i to tez jest niesamowity element, bo widzimy
po tym pierwszym okresie, ze to dziata perfekcyjnie i Polska nalezy do lideré6w $wiato-
wych. Bardzo szybko mamy wyniki i potrafimy wprowadzi¢ leczenie dla polskich dzieci.

Tak wiec, mamy aktualnie jeden lek, ktory jest w refundacji. Konczy sie wlasnie
trzyletni okres leczenia. Mamy drugi lek, ktory przeszed! procedure w ustawie o Fun-
duszu Medycznym i jest wydana decyzja negatywna. Nie udalo sie uzgodni¢ warunkéow
finansowania i leczenia dla leku drugiego, to jest Zolgensma. Aktualnie w procesie jest
Zolgensma, ktora byta podana w Polsce co najmniej kilkunastu osobom ze srodkow wla-
snych, ze zbiorek pacjentow. No i mamy jeszcze w procesie, ktory jest zarejestrowany,
rowniez trzeci lek, ktory jest aktualnie w ocenie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji. Wiemy, ze cze§¢ pacjentow jest leczonych w ramach dostepu charytatyw-
nego przez firme.

W ogoéle byto sporo badan klinicznych w Polsce, ale mysle, ze o te wszystkie infor-
macje o tym, jak to wyglada, chcialbym ewentualnie poprosic... JesteSmy tu w gronie
bardzo szerokim, poczawszy od stowarzyszenia pacjentow, poprzez zespot koordynacyjny
i towarzystwa naukowe w dziedzinie neurologii, po osoby, ktore bezposrednio to nadzo-
ruja i wlaczajg pacjentéw do leczenia. Sg reprezentowane Narodowy Fundusz Zdrowia,
Instytut Matki i Dziecka - jak powiedzialem - jak réwniez sg przedstawiciele firm, ktore
te leki w Polsce sprzedaja lub starajg sie o refundacje. Tak wiec, to taki wstep.

Tak jak pani przewodniczaca powiedziala, przez przypadek zdarzylo sie, ze dzisiaj jest
rowniez procedowana ustawa o wyrobach medycznych. To jest ustawa, za ktora ja row-
niez odpowiadam, dlatego bede musial pgjsé, ale mysle, ze to bedzie okolo 45 minut
i zdaze wrocié, jesli bedzie jeszcze spotkanie. Tak wiec, dziekuje bardzo i ewentualnie
bym postom, czy jak pani przewodniczaca uwaza...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo, panie ministrze. Jeszcze nie mamy informacji, ze pan minister jest
proszony na sale plenarna, wiec jezeli pan minister bytby uprzejmy i jeszcze przez chwi-
leczke byt z nami, poczekal do momentu sygnatu... My réwnolegle bedziemy prowadzili
dyskusje i jezeli rzeczywiscie pan minister zdazylby po przedstawieniu na sali plenarnej
swojego stanowiska odno$nie do ustawy o wyrobach medycznych, to bardzo serdecznie
zapraszamy.

Warto podkresli¢, prosze panstwa, to co pan minister powiedzial — Polska jest lide-
rem, jezeli chodzi o SMA i to sg duze osiggniecia polskiego rzadu. W zwigzku z tym dzi-
siejsze posiedzenie podkomisji ma wyjgtkowy wymiar. Dlatego bardzo serdecznie prosze
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zaproszonych gosci o wziecie udziatu w dyskusji, a panstwa postow prosze o chwile cier-
pliwoéci. Wystuchajmy stanowiska.

Pan minister sugerowal, zeby pierwszg osoba, ktéra mogtaby sie wypowiedziec...
Panie ministrze, Instytut Matki i Dziecka?

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:

Tak.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Bardzo prosze, pani profesor. Prosze o przedstawienie sie, poniewaz — jeszcze takg uwage

zrobie — calo§¢ jest nagrywana i w tej chwili caly czas jest rowniez transmisja online

dostepna dla gosci, ktorzy nie mogli by¢ dzisiaj z nami osobiScie. JesteSmy wiec w kon-

takcie z osobami, ktére sg zainteresowane tematem posiedzenia naszej podkomisji.
Bardzo prosze, pani profesor. Prosze o przedstawienie sie.

Pelnomocnik dyrektora ds. Programoéow Lekowych Medycznych i Badan Przesiewo-
wych Instytutu Matki i Dziecka Magdalena Wysocka:

i.p.

Nie jestem profesorem. Magdalena Wysocka, Instytut Matki i Dziecka. Akurat dzisiaj
jest 70-lecie instytutu, ktory zajmuje sie matka i dzieckiem. My jako instytut prowa-
dzimy badania przesiewowe nie tylko w kierunku SMA, ale wszystkie badania przesie-
wowe. Czy da sie wlaczy¢ prezentacje, czy nie?

Badania przesiewowe w Polsce sg od 1965 r. W pierwszym badaniu przesiewowym
byly rozpoznawane dzieci, ktore chorujg na fenyloketonurie. Tutaj wida¢, ze tych badan
w miedzyczasie zostalo wprowadzonych troche wiecej niz SMA. Jasniejszym kolorem
oznaczone sg okresy pilotazu, ktory jest prowadzony w przypadku SMA, a ktéry jest
na samej gérze. Ten przewidywany okres wdrozenia, zeby objaé cata Polske, jest bardzo
krotki.

Polska jest liderem nie tylko badan przesiewowych SMA, ale i innych badan prze-
siewowych na S§wiecie. Wyprzedzajg nas tylko Wiochy i Stany Zjednoczone. W Polsce
rozpoznajemy 30 réznych wrodzonych choréb u dzieci.

Badania przesiewowe w kierunku SMA rozpoczely sie w wojewddztwie mazowieckim
19 kwietnia tego roku. Nastepnie zostaly wigczone kolejne wojewddztwa. Tych woje-
wodztw mialo by¢ w Polsce zdecydowanie mniej niz bylo planowane na dzi$. Zostaly nam
wojewodztwa: swietokrzyskie, podkarpackie, malopolskie i §lgskie. Wojewodztwo Slaskie
zostanie wiaczone do pilotazu w styczniu przysziego roku.

Oérodki prowadzace leczenie SMA. W kazdym wojewodowie jest jeden osrodek,
z wyjatkiem wojewodztwa Slgskiego — tam sg 3 osrodki. To znaczy, mamy 3 wojewodztwa,
ktére nie maja osrodka leczacego, ale opieke nad tym wojewddztwem obejmuje sgsiednie
wojewodztwo. W kazdym oérodku jest zgloszonych co najmniej dwoch neurologéw dzie-
ciecych, ktorzy majg staly kontakt czy sg do dyspozycji zakladu badan przesiewowych
w momencie, gdy jest wykryty przypadek dziecka chorego na SMA.

Na dzi§ mamy wykonanych 91,5 tys. badan w kierunku SMA. Rozpoznanych mamy
czterna$cioro dzieci. Jedenascioro z nich jest leczonych nusinersenem, dwdjka jest
w badaniu klinicznym i jedno dziecko jest w obserwacji. Z tych naszych badan wynika,
ze czestotliwo§é jest 1 na 6,5 tys. Opisywana jest 1 na 7, czyli de facto mamy mniej wiecej
tyle, ile powinno by¢.

Tutaj jest informacja o tym, jak wyglada badanie przesiewowe. Krew do badania prze-
siewowego jest pobierana nie wczesniej niz w drugiej dobie zycia. Dziecko musi mieé
ukoniczone 48 godzin zycia i dopiero wtedy mozemy pobra¢ krew na bibute. Potem te
bibuty kurierami sg przewozone do instytutu. Srednio wychodzi nam 5,5 dnia do reje-
stracji takiej bibuly. Jest to Srednia, a wiadomo, ze w soboty, niedziele i inne §wieta
poczta czy w ogole kurierzy nie dzialajg. Pierwszy wynik przesiewowego badania SMA
mamy po niecalych siedmiu dniach. W momencie, gdy mamy w badaniu przesiewowym
podejrzenie SMA, jeszcze w laboratorium przesiewowym jest robiona weryfikacja i jezeli
w weryfikacji metodg MLPA wychodzi nam informacja o podejrzeniu dziecka chorego
na SMA, to wtedy lekarz diagnosta wysyla maila z zaszyfrowanym badaniem dziecka
do o$rodka, na ktorego terytorium urodzito sie to dziecko. Jednocze$nie dzwoni do tego
doktora albo wysyta SMS, zZe jest mail i nalezy takie dziecko zobaczy¢ i podjac decyzje.
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Dziecko jest wzywane przez lekarza, ma pobierang krew i wtedy ponownie przychodzi
krew do Instytut Matki i Dziecka. Wtedy jest potwierdzone badanie i ta informacja tez
jest posylana do lekarza z oérodka leczacego.

Tutaj jest pokazane, w jaki sposob i w jakim czasie sg pobierane prébki na bibuty
i jak zachodzi na siebie czas wykonywania badan i rozpoznania u dzieci. Tutaj mamy
tez informacje, ze bardzo zmienil sie czas w momencie, gdy bibuly dostarczane sg kurie-
rami, bo §redni czas to 2 dni na dostarczenie bibuty do laboratorium w stosunku do sied-
miu, ktére byly wezedniej, gdy szpitale same wysylaly. To tez jest sukces ministerstwa,
ze w 2018 r. zdecydowalo sie na zmiane sposobu dostarczania bibut do badan przesiewo-
wych, no bo to, ze te dzieci sg szybciej rozpoznawane dotyczy nie tylko SMA, ale i wszyst-
kich innych.

A to jest informacja o liczbie wykonanych badan przesiewowych w ciggu ostatnich 20
lat. Informacje te pokrywajg sie z danymi GUS odno$nie do liczby urodzonych dzieci.
My jeszcze mamy dodatkowo zgony w tej bazie. To jest taka informacja, ze one sie pokry-
wajg i nam te dzieci na dzi$ nie ging. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje bardzo za te prezentacje. Kto z panstwa, z gosci, chcialby teraz zabra¢ glos?
Panstwo poslowie, jezeli pozwolicie, to ja proponuje, zeby nasi goécie wzieli udzial w dys-
kusji i przedstawili wyniki swoich badan, zebySmy mieli pdznie asumpt to dyskusji
i zadawania pytan. Bardzo prosze, prosze o przedstawienie sie.

Kierownik Katedry i Kliniki Neurologii Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego
prof. Anna Kostera-Pruszczyk:
Anna Kostera-Pruszczyk. Ja jestem neurologiem dzieciecym. Kieruje Klinikg Neurolo-
gii Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego i reprezentuje zarowno maj osrodek, jak
i zespol koordynujacy leczenie SMA w programie Narodowego Funduszu Zdrowia.

Jesli chodzi o aktualng sytuacje, z punktu widzenia tych informacji, ktére posiada
zespol koordynujacy, my wiaczyliSmy w Polsce do tej pory do leczenia lekiem refundowa-
nym od poczatku 2019 r. okolo 750 pacjentow. 55% sposrod tych pacjentow to sg dzieci.
Dzieci z nowymi rozpoznaniami SMA sg wigczane do leczenia na biezaco. W tak dobrym
tempie — i my§le, ze to jest rowniez informacja, ktora zastuguje na to, zeby wybrzmiata
w naszym gronie — wszystkie dzieci z tg wczesna, ostrg postacig SMAL, czyli tam, gdzie
rzeczywiScie postep choroby moze by¢ mierzony w dniach i tygodniach, sg wigczane
na biezgco. Najmlodsze dziecko, ktore otrzymalo lek refundowany w Polsce, otrzymato
je w 23. godzinie zycia. To nie jest pomyltka — w pierwszej dobie. To jest dziecko, ktore
mialo postawione rozpoznanie jeszcze przed okresem dostepnosci badan przesiewowych,
w ramach diagnostyki prenatalnej, poniewaz starsze dziecko tych rodzicow zmarto
na ciezkie SMA.

Jesli chodzi o leczenie, ktore jest prowadzone aktualnie — 29 oSrodkéw, 3 kolejne
w trakcie kontraktowania, 16 oérodkéw leczacych dzieci, 14 leczacych dorostych i1
- moja klinika - leczacy zaréwno dzieci, jak i dorostych. W systemie monitorowania
programow terapeutycznych sg raportowane informacje dotyczace skutecznosci lecze-
nia zgodnie z zapisami programu lekowego Narodowego Funduszu Zdrowia. Do dzisiaj
zaden z pacjentow nie zostal wylaczony z programu z powodu braku skutecznosci lecze-
nia, natomiast jest grupa chorych, ktéra przeszia do innych sposobow leczenia, miedzy
innymi lekiem doustnym w ramach programu wczesnego dostepu.

Jezeli chodzi o te trzy terapie rdzeniowego zaniku mie$ni — wszystkie trzy o udo-
wodnionej skutecznosci — mysle, ze nalezy tu podkresli¢, ze skuteczno§é terapii jest
najwieksza w przypadku tych dzieci, ktére otrzymuja leczenie przedobjawowo. Dlatego
naprawde ogromnym sukcesem naszych pacjentéow i wielkim osiggnieciem naszego kraju
jest wprowadzenie programu przesiewu noworodkowego w kierunku SMA.

Mamy trzy terapie zarejestrowane w Europie. Lek, ktory jest podawany od 2019 r.
w ramach refundacji, lek jest podawany droga dokanalowg. Terapia genowa, o ktorej
mowil juz pan minister Mitkowski, to jest terapia podawana jednorazowo w czasie zycia.
I kolejny lek, o najkrotszej historii, podawany doustnie, ktéry zostal zarejestrowany
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w Europie w tym roku. Na razie nie jest to lek dostepny w Polsce poza badaniami kli-
nicznymi czy programem wczesnego dostepu. Nie jest to lek refundowany.

Mysle, ze warto zwrdci¢ uwage na to, ze przy ogromnym sukcesie, ktérym jest w tej
chwili zaréwno diagnostyka, jak i terapia pacjentéw z rdzeniowym zanikiem mies$ni
w Polsce, pojawianie sie nowych terapii rodzi zrozumiale oczekiwania ze strony pacjen-
tow, ale rowniez ze strony calego Srodowiska. Ja mam przed sobg list, ktory w imie-
niu Zarzadu Gléwnego Polskiego Towarzystwa Neurologow Dzieciecych skierowata
na rece pana ministra Niedzielskiego pani profesor Mazurkiewicz-Beldzinska. Ja jestem
zastepca przewodniczacej, ale to pismo bylo kierowane w konsultacji z calym zarzgdem
jeszcze zanim zapadla decyzja dotyczgca terapii genowej. Nie ukrywam, ze fakt mozli-
wosci jednorazowego podania leku pacjentowi, szczegolnie pacjentowi bezobjawowemu
- a pojawily sie w ostatnich miesigcach pierwsze wyniki badan klinicznych, jesli chodzi
o leczenie dzieci przedobjawowych wlasnie tg terapig genowa — jest kolejnym waznym
krokiem, jesli chodzi o to, co wydarzyto sie w medycynie. Te wszystkie informacje, ktore
mamy z badan klinicznych, uzasadniaja pewna nadzieje powigzania programu badan
przesiewowych z tego rodzaju terapig, ktora... Oczywiscie jej wskazania rejestracyjne
sg nieco szersze, nie obejmuja calej populacji. Tam sa kwestie dotyczace masy ciala,
liczby kopii genu SMN2, pewnych elementéw bardziej precyzyjnych. Generalnie jest
to terapia dla matych dzieci. Natomiast rzeczywiScie skuteczno$é terapii jednorazowe;j
w przypadku faktu, ze mamy dzieci bardzo sprawnie diagnozowane w programie badan
przesiewowych, jest taka opcjg, ktora chcialoby sie, zeby stala sie dostepna réwniez
dla naszych pacjentéow. W tej chwili w Polsce - z informacji, ktére my mamy, ale nie
sg to informacje rejestrowane w systemie monitorowania programéw terapeutycznych,
poniewaz nie jest to leczenie fundowane ze §rodkow platnika publicznego, tylko ze zbio-
rek, prywatnych funduszy - terapie genowg otrzymato 25 dzieci. Z tego, co wiem, byly
to w zasadzie wylacznie dzieci juz w bardzo zaawansowanym okresie choroby.

Jest jeszcze kwestia terapii doustnej, ktora jest jeszcze w trakcie badan klinicz-
nych, ktore toczg sie w Polsce. L.gcznie z tymi pacjentami w ramach charytatywnego
programu, mamy ponad setke pacjentow, ktorzy otrzymuja lek doustny. To sa raczej ci
pacjenci, u ktorych, z racji nasilonej skolioz, dokanalowa droga podania leku jest bardzo
trudna lub skrajnie trudna.

Podsumowujac to moje krotkie wystgpienie, chcialabym powiedzieé, ze z jednej
strony, jesteémy wszyscy jako srodowisko niezwykle dumni z tego, co juz wydarzylo sie
w leczeniu rdzeniowego zaniku mie$ni w Polsce. To byla ogromna mobilizacja absolutnie
wszystkich, ktérzy do tego sie przyczynili od Ministerstwa Zdrowia, poprzez osrodki
leczace i zespol, ktory zajmuje sie badaniami przesiewowymi. Natomiast kolejne infor-
macje ze §wiata nauki i medycyny sprawiaja, ze byloby bardzo dobrze, gdyby pozostata
otwarta pewna $ciezka do dalszych rozwazan na ten temat.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Bardzo dziekuje. Kontynuuje swoja opinie, ze to sg imponujac wyniki, wielkie osiggnie-
cie — tak jak pani profesor powiedziala — rzeczywiscie dajgce wielkg nadzieje dla wszyst-
kich chorych na SMA. Czy ze strony panstwa gosci na tym etapie dyskusji kto§ chciatby
zabra¢ glos? Bardzo prosze. Prosze o przedstawienie sie.

Czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA Kacper Rucinski:

i.p.

Kacper Rucinski, Fundacja SMA. Jestem wspolzalozycielem Fundacji SMA, ktora jest
do tej pory jedynym ogolnopolskim stowarzyszeniem, a wlasciwie organizacjg zrzesza-
jaca rodziny chorych na SMA borykajace sie z ta ciezkg chorobg. Przypomne kréciutko.
SMA jest to choroba, na ktora dotychczas umieralo bardzo duzo dzieci. Do roku 2016,
2017 znana byla jako najwiekszy genetyczny zabgjca matych dzieci.

Teraz pytanie. Pewnie wielu z panstwa, wielu postow spotkato sie z takg narracja,
przekazem medialnym, ze dzieci chore na SMA w Polsce umieraja, ze trzeba leczyc
je drogim lekiem. Ta narracja nie do konca jest prawdziwa. Tak jak styszeliémy, w Polsce
jest bardzo dobry program lekowy. Lek jest bardzo skuteczny i dzieci nie umierajg. Jeste-
$my w czoléwcee, zdecydowanie powyzej sredniej krajow unijnych, jesli chodzi o leczenie
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SMA, a badania przesiewowe rzeczywiScie stawiajg nas na czele. Natomiast nauka nie
zatrzymuje sie, wiedza sie rozwija, powstajg nowe leki.

Lek terapii genowej, o ktéorym mowa, o ktérym styszeliSmy dzi§ od pana ministra,
jest jednym z tych lekow, ktére niosa rowniez ogromng nadzieje dla rodzin. Nie jest
to nadzieja, ze dziecko nie umrze, natomiast lek ten ma ogromna warto$§¢ dla malych
dzieci, polegajacg na tym, ze jest przyjmowany raz. Czyli dziecko po diagnozie, zwlaszcza
dziecko przedobjaowe, nie staje sie pacjentem szpitala, ktéore do konca zycia musi jezdzié
na podanie leku dokanalowe, ktore nie jest kaszkg z mlekiem - to inwazyjny zabieg,
ktory musi by¢ wykonywany do konca zycia — ewentualnie przyjmowac lek doustny row-
niez do konca zycia. Jest to terapia o naprawde ogromnej wartosci, ktora prawdopodob-
nie dziala raz na catle zycie. Jeszcze tych danych nie bedziemy mieli przez kilkadziesigt
lat, natomiast sam mechanizm dzialania terapii genowej zapobiega dalszej degenera-
¢ji motoneurondw po jednorazowym podaniu. Sugeruje to, ze jest to lek jednorazowy
do konca zycia i nie wymaga przyjmowania potem innych lekow.

Dlatego dzisiejsza informacja przekazana przez pana ministra, ze terapia genowa
nie bedzie refundowana w Polsce, jest dla calej polskiej spotecznosci SMA druzgocaca.
Nie spodziewaliSmy sie czego$ takiego. Naprawde z rekg na sercu powiem, nie wyglada
na to, ze to bedg radosne $wieta dla wielu, wielu rodzicow dzieci z SMA. Juz w tej chwili
mamy sytuacje, ze rodziny wyjezdzaja do Niemiec, azeby otrzymac terapie genowg. Nie
tylko do Niemiec. Ostatnio styszalem o jeszcze jednym kraju. Nie chce mowié publicznie,
o ktorym, dlatego zeby te kraje nie wprowadzily obostrzen, bo terapia jest bardzo droga.

Dlaczego nie doszlo do refundacji? Nie wiem. Tego jako organizacja pacjencka nie
wiemy. Natomiast bylo wiele rund negocjacyjnych. Wiaénie do finansowania tego typu
terapii zostal powolany Fundusz Medyczny. Byly wielokrotne publiczne wystgpienia
przedstawicieli wladz odpowiedzialnych za zdrowie, przedstawicieli pana prezydenta,
pana premiera, roznych ekspertow i generalnie rodzice dzieci z SMA slyszeli - tak,
Fundusz Medyczny jest po to, zeby zrefundowaé miedzy innymi terapie genowa. Tak
wiec to, co sie stalo... Z jednej strony, wiemy, jak duzo osiagneliémy. Z drugiej strony,
czy mozemy spoczaé na laurach. Medycyna sie rozwija. To nie jest tak, ze mozemy caly
czas nie wprowadzaé kolejnych lekow, ktore sg lepsze, wygodniejsze, lepiej spetniajg
oczekiwania pacjentow.

Tak wiec jako fundacja, organizacja pacjencka, bedziemy robili wszystko, zeby
ta decyzja w miare moznoSci zostala jeszcze zmieniona. Nie wiem, czy jest taka moz-
liwo§¢ prawna, mozliwo$¢ formalna, ale bardzo liczymy na pomoc panstwa. Liczymy
na pomoc... Ze srodowiskiem medycznym chyba jesteSmy aligned — méwigc po angielsku
— méwimy jednym gtosem. Bardzo liczymy na pomoc pafistwa posiow, zeby dzieci w Pol-
sce mogly naprawde sie ucieszy¢ na te Swieta Bozego Narodzenia. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje bardzo. Czy z panstwa goSci jeszcze kto§ chcialby zabraé gltos? Bardzo prosze.

Przedstawicielka Kliniki Neurologii WUM dr hab. Maria Jedrzejowska:
Moze jeszcze jedno zdanie. Jestem cztonkiem Zespotu Koordynacyjnego do Spraw Lecze-
nia Chorych na Rdzeniowy Zanikiem Mieéni, Klinika Neurologii Warszawskiego Uni-
wersytetu Medycznego.

Chcialabym powiedzie¢, ze wezesna diagnoza w SMA, przesiew noworodkowy, ozna-
cza po prostu dramatyczng zmiane rokowania pacjenta. Mozna powiedzie¢, ze mozemy
wrecz uprzedzi¢ chorobe. Wezesne wlaczenie leczenia moze spowodowaé, ze pacjent
w ogoble nie bedzie miat zadnych objaw6éw choroby rdzeniowego zaniku mieéni.

My tez juz wiemy z do§wiadczen §wiatowych, ze to leczenie powinno by¢ wprowa-
dzone maksymalne wcze$nie. Im wcze$niej wlgczymy to leczenie, tym lepsze sg efekty.
Niestety cze$¢ pacjentow juz zidentyfikowanych w badaniu przesiewowym pewne
niewielkie objawy ma, wiec nie jesteSmy w stanie zapobiec wszystkiemu, ale wiemy,
ze musimy walczy¢ o absolutnie kazdy dzien zycia takiego dziecka. W zwigzku z tym
szukamy tez jako eksperci nowych narzedzi, ktore by nam pomogly w tej walce i w tej
wczesnej terapii i maksymalizacji efektow tego leczenia.
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Wydaje sie, ze wladnie takg terapig bylaby terapia genowa. Wiemy, ze rysdyplam,
ktéry ma fantastyczng droge podania, doustna, moze byé z kolei podawany pacjentom
od drugiego miesigca zycia, wiec on w pewnej perspektywie dla tych pacjentéw przedob-
jawowych nie bedzie sie nadawal. Zostajemy z lekiem podawanym dokanalowo, w przy-
padku ktorego — jak bylto powiedziane... Kazdy z nas wie, jak boi sie naklucia doledzwio-
wego. Prawda? Takie dziecko musi mie¢ takie naklucie wykonywane kilka razy do roku.
Tam robig sie zrosty, to wszystko z czasem staje sie coraz trudniejsze, wiec my musimy
i8¢ do przodu, zeby tym dzieciom i pacjentom po prostu pomoc. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Ja jeszcze tylko prosze o przedstawienie sie. Dostaje informacje, ze...

Przedstawicielka Kliniki Neurologii WUM dr hab. Maria Jedrzejowska:

Maria Jedrzejowska.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje. W takim razie, prosze panstwa, oddajmy réowniez glos panstwu poslom. Pani
posel Hanna Gill-Piatek. Bardzo prosze.

Posel Hanna Gill-Pigtek (Polska2050) - spoza skladu podkomisji:

i.p.

Hanna Gill-Pigtek, Polska2050. Szanowni panstwo, jest przyspieszenie na sali, to jest
obiektywna przeslanka, ale szkoda, ze nie ma pana ministra, dlatego ze kiedy w tej
kadencji wprowadzaliémy Fundusz Medyczny, to telewizja publiczna pokazywatla z lubo-
§cig przez trzy dni i walkowala, ze to jest koniec zbiérek na najdrozszy lek $wiata,
ze wreszcie dzieci z SMA bedg mialy refundacje tego najdrozszego leku, czyli w domyéle
Zolgensmy. Dzisiaj jest pottora roku po uchwaleniu Funduszu Medycznego.

Ja wiem, ze te pienigdze nie przepadaja, ale wtedy zbiorki stanety i nie powiedziano
ludziom w mediach, ze ta sprawa nie jest rozwigzana od reki, ze to jest dtuga procedura,
ze w to wchodzi wiele instytucji, opinia AOTMIT itd., ze to sg negocjacje. Ludzie usty-
szeli, ze ta sprawa jest zalatwiona i zbiérki stanety.

Teraz znowu sg zbiorki. Te zbiorki, ktore bardzo czesto wprowadzajg w bigd opinie
publiczna. I niestety, my jako postowie, mamy caly czas presje ze strony naszych wybor-
c6w — pomoz, pomoz, zbiérka, zbiorka, bo dziecko nie bedzie miato pomocy. Ot6z, bedzie
mialo pomoc. Wiemy, ze jest bardzo dobra terapia lekowa, ze w Polsce to jest refundo-
wane i bardzo trudno to ludziom wytlumaczyé. Jednoczesnie, jezeli mamy lek, ktory
wlasciwie podawany jest jednorazowo, no to idziemy z duchem czasu, ale - jak rozumiem
- negocjacje Ministerstwa Zdrowia utknely w tej chwili w jakim$é martwym punkcie.
Szkoda, ze pana ministra nie ma. Mgj punkt tez zaraz zaczyna sie na sali, bo niestety,
wszystko przyspieszylo.

Mam nadzieje, ze podkomisja bedzie sie jeszcze spotykaé, zebySmy sie informo-
wali w takim szerokim gronie, jak to wyglada, tym razem juz ze spokojng obecnoScia
nas wszystkich, natomiast wydaje mi sie to w tej chwili kluczowe, szanowni panstwo,
bo wokot tych ogromnych zbiorek — przeciez to jest 9 mln na jedno dziecko — powstat
dostownie Dziki Zachdd. Ci rodzice sa czasami wrecz specjalnie poszukiwani. Mamy
informacje, ze sg sktaniani do podawania nieprawidtowych informacji lub niepelnych
informacji, zeby tylko zbiérka szla dobrze. No tak, kto$ na tym oczywiscie rowniez zara-
bia, bo portale zbiérkowe tez maja swoja prowizje, natomiast wszyscy wiemy, ze ucywili-
zowanie tego w sposdb... Panistwo jest od tego, zeby prowadzic te negocjacje. To panstwo
jest od tego, zeby to ucywilizowaé. To nie moze byc¢ tak, ze po prostu sg zbdjeckie ceny
plus do tego koszty zbiorki i ptacg za to rodzice, placimy za to my wszyscy zbierajacy
jako spoteczenstwo, a jednoczesnie jest ten Fundusz Medyczny, ktory jest niewykorzy-
stany w tym kawatku, bo to panstwo jest od tego, zeby negocjowac cene. Jednak z drugiej
strony, kiedy by¢ moze Zolgensme czy terapie genowg uda sie wynegocjowaé w korzystny
sposob, i te negocjacje, mam nadzieje, dojda do sensownego skutku, to pamietajmy,
ze tego leku nie da sie wytworzy¢ za zlotowke. To jest skomplikowana terapia.

Licze wiec tutaj naprawde na wywazone stanowisko Ministerstwa Zdrowia i na to,
ze kiedys, oprocz tego ogromnego wsparcia, ktore juz w tej chwili dostajg dzieci z SMA,
oprocz badan przesiewowych, o ktore walczyliSmy — i tez walczyliSmy o budzet na te
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badania w zeszlym roku, wiec po prostu bardzo sie ciesze, ze one sg — nastepnym
krokiem bedzie mozliwo§¢é wyboru przez lekarzy i ogarniecie tego nieuregulowanego
kawalka rzeczywistoSci, jakim sg te kosmiczne, wyczerpujace rodzicow zbiérki. A to jest
co§, co jest dla ludzi bardzo wazne.

I chce to powiedziec¢ na tej sali, ze §wiadomo§é tej choroby, akurat SMA, jest w Polsce
dzieki temu bardzo duza, natomiast chcialabym, zeby panstwo zajelo tutaj swojg wia-
Sciwg pozycje. To znaczy, zebySmy nie mieli caly czas tej sytuacji, ze rodzice sg rozdarci,
ze caly czas to kreci sie tak, jak sie krecilo, a nie ma progresu. Chcialabym, zeby ten
progres byl. Mam nadzieje, ze Ministerstwo Zdrowia dopnie te negocjacje. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Zaraz oddam glos panu dyrektorowi Departamentu Polityki Leko-
wej i Farmacji w Ministerstwie Zdrowia, na pewno ad vocem, ale ja musze zrobic¢ kilka
uwag do wystagpienia pani posel. Po pierwsze, tak, na pewno bedziemy kontynuowali ten
temat. Na dzisiaj byl zaplanowany ten temat zanim jeszcze okazalo sie, ze jest dodat-
kowe, przyspieszone posiedzenie Sejmu wlaénie na dzisiaj zaplanowane. ChcieliSmy wiec
temu tematowi poswieci¢ wiecej czasu, bo rzecz jest warta glebokiego, analitycznego
omoéwienia, bo watkéw w ramach tego tematu jest bardzo duzo. Na pewno bedziemy
kontynuowali w przyszlym roku, poniewaz temat dotyczacy wdrazania innowacyjnych
lekow i terapii lekowych jest przygotowywany na przyszle pélrocze i bedzie przedmiotem
dyskusji na posiedzeniu naszej podkomisji. To jest pierwsza uwaga.

Druga uwaga jest taka, ze nie mozemy sobie pozwoli¢ na stwierdzenie, ze nie ma pro-
gresu, jezeli chodzi o kwestie zwigzane z terapiami i podej$ciem do SMA. Wiaénie te
weczesniejsze... Jest absolutny progres, pani posel. Tak, oczywiScie negocjacje majg
to do siebie, ze majg latwiejsze i trudniejsze chwile i wlasnie przezywamy te trudniej-
szg z chwil, co nie oznacza, ze nie bedzie kontynuacji, daj Boze z pozytywnym efektem.

Natomiast to, co wczeSniej méwily panie profesor, doktor i dyrektor, jak wielkie jest
to osiggniecie w Polsce, jezeli chodzi o kwestie dotyczace badan przesiewowych... No
dzieki badaniom przesiewowym mozemy te dzieci na bardzo wczesnym etapie wyla-
pywaé, a nawet — pani dyrektor tu moéwila — najszybciej podano dziecku dawke w 23.
godzinie zycia. Czyli jest to naprawde bardzo duze osiggniecie. I o tych kwestiach warto
moéwié w oczekiwaniu na jak najlepsze rozwigzania.

Panie dyrektorze, prosze o zabranie glosu. Pan Yiukasz Szmulski, bardzo prosze.

Dyrektor Departamentu Polityki Lekowej i Farmacji MZ Lukasz Szmulski:
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Dziekuje uprzejmie, pani posel. Witam serdecznie wszystkich panstwa. Dziekuje za moz-
liwo§é zabrania glosu.

Szanowni panstwo postowie, szanowni zgromadzeni goScie, z perspektywy Minister-
stwa Zdrowia stoimy w zasadzie na co dzien przed pewnym wyzwaniem i prosze nam
wierzy¢, to nie jest tak, ze czy to decyzja pana ministra, kierownictwa, czy pracownikow,
ktorzy na co dzien z wieloma aspektami polityki lekowej sie mierza, dochodzi do pew-
nego rodzaju wybidrczoSci czy uznania, jaki produkt chcielibySmy refundowac, a dla
jakiego nie bedzie tak zwanego zielonego Swiatla. Z naszej perspektywy zdrowie i zycie
kazdego z nas jest najwazniejsze i gdybySmy tylko mogli, chcielibySmy obja¢ refundacja
wszystkie leki. Niestety, jak sama pani posel byla uprzejma zauwazy¢ —i do tego stwier-
dzenia mozna sie odnie$¢ w pelni pozytywnie — w zyciu jest tak, ze w pewnych sytu-
acjach, aby osiagnaé¢ konsens, potrzebna jest zgoda obu stron. Gdyby$my chcieli objaé
refundacjg wszystkie leki, ktorych producenci zglaszajg sie z wnioskami o refundacje,
to prosze mi wierzy¢, ze nie tylko centralny budzet refundacyjny, ale w ogéle budzet, jaki
w tym momencie ma Narodowy Fundusz Zdrowia, moglbhy okazaé sie niewystarczajacy,
aby sfinansowac wszystkie terapie, jakie sg mozliwe.

Zwracam tez panstwa uwage na to — to wielokrotnie publicznie wielu ekspertow
podkreslato — ze nie ma kraju na §wiecie, nawet, wedlug wielu, obecnie najbogatszego,
jakim sg Stany Zjednoczone, ktory by refundowal wszystkie terapie lekowe, jakie tylko
sg dostepne. Niestety, niektore z terapii majg absurdalne koszty i dla ptatnika publicz-
nego, a rowniez z punktu widzenia finanséw publicznych - tak to zostalo zapisane
w ustawie refundacyjnej, i uwazam, ze bardzo stusznie — nalezy poszukiwac¢ drogi, ktéra
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bedzie godzila interes platnika publicznego, wnioskodawcy, czyli podmiotu odpowiedzial-
nego za lek, i pacjenta. Niestety, budzet, jaki mamy na leki, jest wielokrotnie niewystar-
czajacy, aby méc obejmowaé refundacjg wszystkie leki i to jest dosy¢ duze wyzwanie.
Jezeli po stronie wnioskodawcy...

Ja oczywiScie nie moge ujawnic na te chwile szczegbtow przebiegu negocjacji, oprocz
tych, ktore zostaly zaprezentowane ze strony Komisji Ekonomicznej, wiec opinia
publiczna ma szanse zobaczy¢, jakiego rzedu wartosSci byly oferowane wnioskodawcy
za refundacje tego leku. Natomiast zostawiam to pytanie retorycznym, dlaczego druga
strona na takie wartosci sie nie godzi.

Oferta, ktora zostala przedstawiona przez Komisje Ekonomiczng w toku negocjacji
i polozona juz na stole powodowata, ze to bylaby jedna z najdrozszych terapii finanso-
wanych w Polsce. Nie mozemy jako strona publiczna odpowiadaé za druga strone, kto-
rej — przepraszam za kolokwializm - apetyty na finansowanie sg o wiele wyzsze i to nie
tylko w Polsce. Zwracam bowiem panstwu uwage na to — taka informacja byla i jest
dostepna publicznie — ze nawet Krélestwo Niderlandéw nie zgodzilo sie refundowaé
tego leku po cenie, jakiej zazadal producent. Oczekiwania ze strony krolewskiej agen-
¢ji Niderlandow dotyczyly obnizenia o co najmniej polowe ceny wyjSciowej. Ja mam
nadzieje, ze druga strona zrozumie powage sytuacji i dostosuje swoja oferte do mozli-
wosci i warunkow platnika publicznego w Polsce, i gdy tylko tak sie stanie, to mysle —
o czym wspomnial pan Kacper — ze rado§¢ zagosci w wielu domach.

Natomiast najtrudniejszym wyborem, przed jakim stoi na dzi§ minister, jest to, czy
godzac sie na placenie takich cen, jakich zada koncern farmaceutyczny, zabraé¢ zdrowie
lub zycie pacjentéw w innej chorobie. Na refundacje wszystkich lekow po cenach, jakich
oczekujag producenci, zwyczajnie nas nie sta¢. Trudno bawic sie na tym etapie w Boga
i powiedzie¢: tej grupie dam, a tej zabiore. Wydaje sie wiec, ze opinia publiczna powinna
tez zwroci¢ wiekszg uwage na oczekiwania koncernéw farmaceutycznych, tak aby one
zaczely dostosowywac i urealniac swoje oferty do mozliwosci ptatnika, zwlaszcza w kra-
jach, ktore do nadrobienia majg dziesieciolecia, jezeli chodzi o PKB liczone na miesz-
kanca.

Reasumujac, oczywiScie bardzo sie cieszymy, ze mozemy pomoc i leczy¢ chorobe, jaka
jest rdzeniowy zanik mie$ni. JesteSmy otwarci na nowe leki. Rowniez kolejny produkt,
o ktéorym panstwo wspominali, jest juz w toku procesu refundacyjnego. Jest w tym
momencie na etapie oceny przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji,
wiec mamy nadzieje, ze ta ocena dosy¢ szybko przebiegnie i bedziemy mogli przysta-
pi¢ do kolejnych etapow. Mamy rowniez nadzieje, ze firma farmaceutyczna, wlasciciel
produktu Zolgensma, jednak obnizy oczekiwania i urealni swojg oferte do mozliwosci
platnika publicznego. Na tym etapie to tyle. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje bardzo, panie dyrektorze.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Ad vocem jeszcze pani posel. Bardzo prosze.

Posel Hanna Gill-Pigtek (Polska2050) - spoza skladu podkomisji:
Ja chciatabym tylko podziekowaé panu dyrektorowi i krotko przeprosic, ale po prostu juz
musze ,,leciec” na sale plenarng. Rozumiem, pani przewodniczgca, ze bedg te spotkania

kontynuowane...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Tak, tak...

Posel Hanna Gill-Pigtek (Polska2050) - spoza skladu podkomisji:
Dziekuje bardzo.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje pani poset bardzo za obecnos¢. Czy panstwo postowie? Bardzo prosze, pan poset
Patryk Wicher.
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Posel Patryk Wicher (PiS):

Pani przewodniczaca, szanowni panstwo, w nawigzaniu do panstwa wystapien, kilka
pytan uszczegblowiajacych. Poniewaz ten pilotaz, ktory ma fenomenalne osiaggniecie,
jesli chodzi o wysegregowanie dzieci, ktére majg to nieszczescie zachorowaé na SMA...
WidzieliSmy mapke wojewodztw objetych pilotazem. Bylo tam kilka wojewodztw, ktore
nie sg objete w pelni wszystkimi jego aspektami. Bylo tez wspomniane, ze wojewodztwo
§laskie dolgczy wkrotce. Natomiast jest pytanie, kiedy dotacza wojewddztwo malopol-
skie i pozostale, tak zeby cala Polska byta objeta. Czy jest taki plan ewentualnie, zeby
wszystkie wojewodztwa weszly, a jeSli tak, to w jakiej perspektywie czasowej?

Drugie pytanie. Bylto tez wspomniane — co opisuje sie w literaturze — ze z tych pan-
stwa badan wychodzi, ze jest mniej wiecej 1 dziecko na 6,5 tys. do 1 na 7 tys., natomiast
byta tez taka informacja, ze panstwo bierzecie krew na bibule, badacie, jezeli dziecko jest
pozytywne, jest zapraszane i drugi raz badane. Jakie jest prawdopodobienstwo — pytam
ekspertow — ze jakie§ dziecko, ktore przeszio to badanie przesiewowe, moze byc chore, ale
w pierwszym badaniu to nie wyszlo? Czy to jest powtarzane ze wzgledu na utrwalenie
diagnozy, czy nie? To jest pytanie laika, ktory chciatby sie tylko upewnic? Po co w takim
razie powtarza sie takie badanie, jesli jest ono 100-procentowe w pierwszym rzucie?

Nastepne pytanie. Mamy leczenie dokanatowe, doustne i walczymy o to genetyczne,
ktére tak naprawde jest rozwigzaniem, nawet nie leczeniem. To w wielu przypadkach
moze byé rozwigzanie tej choroby, jak tu bylo wspomniane, ze te male istotki juz nie
beda musialy borykac sie z tg chorobg. W zwigzku z tym my tez jako poslowie — zeby
panstwo o tym wiedzieli — niezaleznie od opcji politycznej, niezaleznie od programoéw,
jestedmy oczywiScie za. Nasze serca tez o tym mowia, ale niestety, jest twarda ekonomia
- to, co tutaj wspomnial pan dyrektor, ktéry przeciez odpowiada za programy lekowe
i wie najlepiej, jak to wyglada. Sg pewne rzeczywistoSci finansowe, z ktorymi musimy
sie zderzy¢, zeby system byl stabilny i sterowny. W zwigzku z tym cena 9 mln - tyle
padlo tutaj. Pani posel bodajze uzyla takiej kwoty okolo 9 mln... Aaa, w zbiérce. Czyli
powiedzmy, ze realnie jest to koto 6 mln czy 7 mln..., okoto 7. To jest ta kwota, ktéra jest
negocjowana. Ale ja tez, drodzy panstwo, jestem przerazony, poniewaz koncerny farma-
ceutyczne bardzo czesto korzystajg z dotacji panstwowych, z dotacji réznych fundacji,
na stworzenie nowych technologii, nowych metod badawczych, a p6Zniej mimo wszystko
- oczywiScie nie wiemy, jak to bylo z SMA, ale to jest do sprawdzenia, panstwo sg moze
tego bardziej §wiadomi — bardzo czesto dajg takie zaporowe ceny.

Oczywiscie negocjacje trwaja. Dziekuje za te deklaracje pana ministra, pana dyrek-
tora, ale my jako postowie... To znaczy, ja jako poset moge deklarowac, ze tez bardzo
prosze ministerstwo, zeby kontynuowalo te rozmowy. Ja wierze w sukces, bo jednak
mediacje, negocjacje maja to do siebie, ze w koncu strony dochodzg do porozumienia,
natomiast faktycznie musi to by¢ realne dla budzetu panstwa. Mam jednak nadzieje,
ze tym naszym malym obywatelom, ktérzy dzisiaj juz sie urodzili albo za chwile sie
urodza, bedziemy w stanie daé¢ takg metode, ktéra uchroni ich przed skutkami tego
wielkiego nieszczescia.

Ja w swoim zyciu, drodzy panstwo, tez niejedng zbiorke organizowalem. Tez jestem
prezesem organizacji pozarzadowe]j. Na rozne cele zbieraliémy. Kazdy, kto zebrat chociaz
troche, wie, jak jest to trudne, jak trudno poprosi¢ druga osobe, jak trudne to jest dla
tych rodzicow na samym poczatku, ktorzy czujg sie strasznie i borykajg sie z watpli-
woSciami wewnetrznymi. Tak jak moéwie, nie zycze nikomu, zeby musial przechodzic
takg traume jak ci rodzice, ktorzy muszg szukac¢ pomocy dla swojego dziecka. Mysle,
ze z tym przeslaniem wszyscy tu sie zgodzimy i bedziemy oczekiwaé na sukces negocjacji
polskiego rzadu z producentem. Tyle, i az tyle. Dziekuje za mozliwo§é zabrania glosu.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje bardzo. Kto chciatby odpowiedzieé, odnies¢ sie do tych zapytan? Bardzo prosze.

Przedstawicielka Kliniki Neurologii WUM dr hab. Maria Jedrzejowska:
To drugie pobranie ma na celu ominiecie mozliwo$ci pomylenia pacjenta, bo zawsze
jest mozliwo§¢ pomylenia bibuly. W zwigzku z tym, jezeli my wdrazamy potem lecze-
nie u pacjenta bezobjawowego, czyli takiego, ktory jeszcze nie ma objawéw choroby,
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to musimy by¢ na 100% pewni, ze on to SMA ma i ze do pomylenia bibuly nie doszlo.
Z tego wynika konieczno$¢ drugiego pobrania. Natomiast w tym naszym algorytmie
postepowania jest rowniez zaznaczone, ze jezeli pacjent wykazuje jakiekolwiek objawy
choroby, to pomijamy to drugie... To znaczy, drugie pobranie idzie sobie, natomiast my juz
od razu wdrazamy leczenie i leczymy jak najszybciej sie da. To odpowiedz na pierwsze
pytanie.

Natomiast, na drugie pytanie — nie 100% pacjentow zostanie zidentyfikowanych
w przesiewie. Mniej wiecej 3% pacjentoéw ma troszeczke inny rodzaj mutacji w tym genie
odpowiedzialnym za chorobe, ktory nie jest identyfikowany w badaniu przesiewowym.
Jest to mniej wiecej do 3%, czyli jeden, maksymalnie dwoch pacjentéw rocznie moze
umkna¢ temu przesiewowi.

Ja jeszcze ze swojej strony dodam, ze jezeli chodzi o wybor terapii, to my jako eks-
perci tez podkreslamy, ze chcielibySmy po prostu mie¢ do wyboru rézne rodzaje terapii.
W zaleznoéci od sytuacji klinicznej moglibySmy manewrowac, ale chcielibySmy leczy¢
jednym lekiem. My nie oczekujemy od platnika, ze my wszystkie trzy bedziemy poda-
wadé, tylko dla réznych pacjentéw, w zaleznoéci od réznych ograniczen, rézne leki beda
po prostu najlepsze. I takg mozliwo$¢ chcieliby§my mieé. Dziekuje bardzo.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Bardzo dziekuje. Bardzo prosze, panie posle.

Posel Patryk Wicher (PiS):
Jeszcze tylko na pierwsze pytanie: kiedy pozostale wojewodztwa, w kontekScie woje-
wodztwa malopolskiego, odnoénie do tej luki na dole, na potudniu.

Pelnomocnik dyrektora ds. Programéw Lekowych Medycznych i Badan Przesiewowych
IMiD Magdalena Wysocka:
Troche to zalezy od tego, kiedy po prostu dostaniemy pienigdze i zrobimy przetarg,
bo nie jesteSmy w stanie wdrozy¢ wszystkich od razu, ale po kolei jako$ to trzeba robié.
Jednak to nie jest tak, ze dzieci, u ktorych jest podejrzewane SMA, nie majg diagnostyki,
ze jezeli przychodzi noworodek i jest podejrzenie, to mimo ze urodzit sie gdzie$§ indziej,
ma skierowanie neurologa dzieciecego na wykonanie badania.

Posel Patryk Wicher (PiS):
Przepraszam. Tylko ze wtedy, jeli juz ma podejrzenie. Nie méwimy wtedy o przesiewie
dzieci bezobjawowych. Mowimy juz o zwyklej diagnozie lekarskiej czy zwyklej procedurze.

Pelnomocnik dyrektora ds. Programéw Lekowych Medycznych i Badan Przesiewowych
IMiD Magdalena Wysocka:
Tak, ale musze powiedzie¢, ze i tak to jest — co widaé z pierwszego przezrocza — najszyb-
ciej wprowadzone badanie przesiewowe w Polsce.

Posel Patryk Wicher (PiS):
Dobrze. Bardzo dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Dziekuje bardzo. Panie dyrektorze, czy pan jeszcze chcialtby odniesc sie do tych kwestii.
Bardzo prosze.

Dyrektor departamentu MZ Lukasz Szmulski:

Tak. Dziekuje uprzejmie. Na jeszcze jeden aspekt chcialbym zwrécic uwage, zebySmy tez
wszyscy zdawali sobie sprawe z realnej sytuacji, jesli chodzi o ten lek, ktéry wywoluje
tak gorace dyskusje w ostatnim czasie. Mianowicie, chcialbym, zeby tez wszyscy panstwo
mieli §wiadomosc, ze to nie jest tak, jak niestety cze$c opinii publicznej informuje czy
jest informowana, ze ten lek mialby by¢ skuteczniejszy od leku obecnie refundowanego,
albo ze to jest lek tak cudowny... Czasami z niektorych filmikéw, ktore mialem okazje
obserwowac czy to w Srodkach masowego przekazu, czy w Internecie, dalo sie wyciggaé
wnioski, ze dziecko, ktore w zasadzie — jak mozna powiedzie¢ — jest w stanie krytycznym,
jezeli chodzi o te chorobe, po podaniu tego leku nagle wyzdrowieje.
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Ja chcialbym zwroci¢ uwage panstwa na to, nie oceniajac, ktory z tych lekow jest
skuteczniejszy, bo nie mam do tego zadnych predyspozycji — mysle, ze pewnie pani pro-
fesor jest specjalistg w tym zakresie — ze nie ma badan poréwnawczych, tak zwanych
head to head pomiedzy oboma lekami. Drugi aspekt jest taki, ze Europejska Agencja
Lekow nie zarejestrowala tego leku terapii genowej na czas nieoznaczony. Z powodu
braku pewnych dowodéw, ktérych firma nie dostarczyta, mamy po raz drugi rejestracje
tylko na rok, wiec nie wiadomo, co sie wydarzy po tym okresie, czy ten lek zostanie zare-
jestrowany, czy jednak, jezeli firma nie dostarczy dowodu, by¢ moze w ogdle rejestracji
nie bedzie. Nie ma wiec pewnoSci odnos$nie do skutecznoéci. I niestety — wedlug infor-
macji, do ktorych staraliémy sie dotrzeé — wiele oséb, ktore przyjely te terapie genowa,
wecigz jest na terapiach innymi lekami, wiec nie sposob jest oceni¢, ktora z tych terapii
de facto jest skuteczna i dziala.

Mowie to tylko dlatego, zebySmy wszyscy mieli §wiadomos¢ tego, ze nie jest do konca
tak, jak to jest przedstawiane w mediach, ze to jest jaki§ cudowny lek, ktory po podaniu
natychmiast powoduje, ze dziecko wyzdrowieje. Niestety, w kilku przypadkach lek nie
jest tak skuteczny, jak wskazywala na to firma czy moglibySmy takie informacje uzyskac
ze §rodkéw masowego przekazu. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Poniewaz pan WiSniewski juz sie zglaszal od kilku minut z prosba
o zabranie glosu, pozwole wiec sobie poprosi¢ pana Wisniewskiego, a nastepnie pania,
jezeli jest taka mozliwoS¢. Pan Wojciech Wisniewski, przedstawiciel Federacji Przedsie-
biorcow Polskich, bardzo prosze.

Ekspert Federacji Przedsiebiorcow Polskich Wojciech Wisniewski:
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Pieknie dziekuje, pani przewodniczaca. Ja chcialbym odnie$c sie w szczegdlnoéci do tego,
o czym powiedzial pan dyrektor i o czym méwit pan posel.

Przez 3 lata pracowalem w organizacji pomagajacej pacjentom onkologicznym. Mieli-
$my kilkuset chorych, ktéorym pomagaliSmy zbieraé pieniadze na leczenie i nie zazdrosz-
cze pracownikom Ministerstwa Zdrowia czy kierownictwu, ze musi faktycznie podejmo-
wacé takie decyzje dotyczace kosztow alternatywnych, bo niestety jedna decyzja czesto
wyklucza inne. Faktycznie jest tak, ze zapewne przez wiele lat nie bedziemy w stanie
nadgonié wszystkich tych zalegloSci, czego by$my sobie zyczyli, ale tez nie jest tak, ze nie
mozna nic zrobié.

Przed chwilg sprawdzilem na stronie Kancelarii Sejmu, ze ustawa o Funduszu
Medycznym zostala przyjeta, ze 440 postow zgltosowalo za. Natomiast w ustawie o Fun-
duszu Medycznym jest art. 8, ktory dotyczy zrodel finansowania i niestety — co, zakla-
dam, nie bylo intencjg panstwa postéw, ale i senatoréw, ktorzy tez nie zglaszali popra-
wek w tym zakresie — ze kazdy zloty na Fundusz Medyczny to ztoty mniej w dyspozycji
Narodowego Funduszu Zdrowia.

Niestety, w prognozie przychodow Narodowego Funduszu Zdrowia na lata 2021-
2023 w formie dotacji podmiotowej na finansowanie §wiadczen opieki zdrowotnej miato
trafic 18 mld zl. Ostatecznie trafito nieco ponad 2. Co by to oznaczalo z punktu widze-
nia...? To znaczy, ja jestem daleki od tego, zeby stwierdzi¢, ze na lekach konczy sie §wiat
i ze gdy zrefundujemy wszystko, to poprawimy ogélnie stan zdrowia Polakéw, ale cho-
dzito o pewne mozliwosci, ktére mamy.

Jezeli przyjmiemy dystrybucje tych $rodkéw miedzy poszczegélne kategorie,
to ta warto§é¢, o ktorej byt uprzejmy wspomnieé¢ pan dyrektor, czyli calkowity budzet
na refundacje... Gdyby te pienigdze niewykorzystane z Funduszu Medycznego w ubie-
glym roku, w tym roku... Sejmowa Komisja Zdrowia opiniowala tez projekt ustawy
budzetowej na kolejny rok i wiemy, ze 2 mld zt w przyszlym roku tez nie beda wyko-
rzystane, a na spotkaniu zespolu trojstronnego w zesztym tygodniu dowiedzieliSmy
sie, ze w 2023 r. prawdopodobnie tez nie uda sie wykorzystac tych érodkéw z Funduszu
Medycznego. Gdyby 8 mld zt z lat 2020, 2021 i 2022 trafito do Narodowego Funduszu
Zdrowia, przyjmujac to zalozenie o dystrybucji pomiedzy poszczegolne kategorie wydat-
koéw, to do dyspozycji centrali NFZ-u, ale tez Departamentu Polityki Lekowej i Farma-
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¢ji bytoby ponad 1 mld zt na finansowanie réznych niezaspokojonych potrzeb polskich
pacjentow.

Z tego tez powodu, jako Federacja Przedsiebiorcow Polskich, wspdlnie z organiza-
cjami pacjentow i onkologicznych, i kardiologicznych, zaapelowaliSmy do ministra zdro-
wia, a dzisiaj zrobimy to tez do pana prezydenta, o szybkg nowelizacje ustawy o Fundu-
szu Medycznym. Mamy pewnego rodzaju przekonanie, ze w styczniu taki projekt mégiby
sie pojawié¢, aby niewykorzystane érodki z Funduszu Medycznego zostaly skierowane
w formie dotacji do Narodowego Funduszu Zdrowia. Wedlug mojej wiedzy — moge sie
myli¢ — w zwigzku z tym, ze Fundusz Medyczny to panstwowy fundusz celowy, srodki
niewykorzystane sg na rachunku Banku Gospodarstwa Krajowego albo Narodowego
Banku Polskiego i nie wydaje mi sie, biorac pod uwage, jak wiele jest niezaspokojonych
potrzeb, zeby to bylo odpowiednie miejsce dla tych srodkow.

Dlatego tez, jezeli moge uprzejmie poprosi¢, niezaleznie od sprawy zwigzanej z jed-
nym produktem, z drugim czy trzecim, ale biorac pod uwage sume niezaspokojonych
potrzeb polskich pacjentéw, jezeli tylko parlament dostanie te szanse i projekt noweli
zostanie przedlozony czy przez rzad, czy przez pana prezydenta, aby jednak zdecydowac
sie, zeby niewykorzystane §rodki z Funduszu Medycznego zasilaly Narodowy Fundusz
Zdrowia. Polscy pacjenci potrzebujg dostepu do §wiadczen i do nowych technologii. Jezeli
taka decyzja nie zostanie podjeta, to podejrzewam, ze nie tylko w tej sprawie, ktéra oma-
wiamy dzisiaj — panstwo poslowie tez sg adresatami apeli wielu innych grup pacjentow
- te sytuacje bedg sie powtarzac. Jezeli wiec tylko mozemy co§ zrobic¢ — a wydaje mi sie,
ze to jest nisko wiszacy owoc, bo te srodki sg — to podejrzewam, ze taka decyzja spotka-
taby sie nie tylko z pozytywnym odbiorem czy nas, czy organizacji pacjentow, z ktorymi
wspoldziatamy, ale tez opinii publicznej czy obywateli, bo pienigdze z ich podatkéw tra-
filyby na niezaspokojone potrzeby polskich chorych. Pieknie dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Jezeli taki projekt wplynie, to na pewno bedziemy go analizowali.
Wszyscy postowie obecni na sali sg réwniez cztonkami Komisji Zdrowia, a wiec taki pro-
jekt na pewno bedzie poddany glebokiej analizie. W koficu celem nas wszystkich jest to,
zeby to leczenie bylo po prostu skuteczne, mimo ze oczywiScie jest drogie.

Bardzo prosze. I jeszcze raz — przepraszam bardzo — pozwole sobie poprosic¢ o przed-
stawienie sie.

Kierownik Katedry i Kliniki Neurologii WUM prof. Anna Kostera-Pruszczyk:

i.p.

Anna Kostera-Pruszczyk. Ja w nawigzaniu do tego, o czym méwit pan dyrektor. Rzeczy-
wiScie z tego, co wydaje sie, ze wiemy, czeS¢ dzieci, ktora otrzymywala terapie genowa
ze zbiodrek, kontynuuje leczenie nusinersenem. W tym momencie warto zwréci¢ uwage
na fakt, ze rdzeniowy zanik mieéni, szczegélnie SMAL1, czyli ta postac ostra niemowleca,
jest chorobg postepujaca i przy przekonujacych danych o skuteczno$ci wszystkich tych
terapii, ktore zostaly zarejestrowane, zadna z tych terapii nie jest w stanie odwroécic
tego wszystkiego, co w zaawansowanym okresie choroby zostalo juz przez te chorobe
zabrane.

Nie ma w tym momencie przekonujacych danych naukowych na uzasadnienie pro-
wadzenia politerapii i wydaje sie, ze w kontekscie tych ogromnych oczekiwan zwigza-
nych ze skuteczno$cig terapii genowej, ta skuteczno§é jest najwieksza wlagnie w okre-
sie przedobjawowywm. Z drugiej strony, w sytuacji, w ktorej lek nie jest finansowany
ze §rodkow publicznych, w oczywisty sposob pacjenci maja prawo korzystaé z kazdej
dostepnej Sciezki. A wydaje mi sie — ale to rowniez, jak sadze, jest zgodne z wiekszo-
§cig dyskusji, ktére prowadzimy w gronie ekspertow — ze optymalne byloby umozliwie-
nie racjonalnego wyboru terapii, w pewnym sensie uwzglednienie decyzji preferencji,
w tym wypadku malenkich dzieci, rodzicow pacjenta. No i oczywiScie wszyscy czekamy
na wyniki kolejnych badan klinicznych, na przedtuzong obserwacje tych dzieci, ktore
zaczely leczenie objawowo, przedobjawowo. Jednak rzeczywiscie tych przeklaman
w przestrzeni publicznej, ktére pojawily sie w zwigzku z prowadzonymi zbiérkami, jest
wiele. Nam zalezy bardzo na tym, zeby wszyscy nasi pacjenci z SMA optymalnie skorzy-
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stali z tych mozliwoéci, ktore dzisiejsza medycyna oferuje. W Polsce dzieje sie juz w tej
sprawie ogromnie duzo, ale pewnie mozemy zrobic jeszcze troche wiece;j.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. O glos prosil pan Kacper Rucinski. Bardzo prosze, czlonek Rady Stra-
tegicznej Fundacji SMA.

Czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA Kacper Rucinski:

Dziekuje za przedstawienie. Jeszcze raz powiem do mikrofonu — Kacper Rucinski, czto-
nek Rady Strategicznej Fundacji SMA.

Chcialbym odnies§¢ sie do slow pana dyrektora. Rzeczywiscie jako organizacja
pacjencka, oprocz tego, ze jesteSmy pacjentami, rodzinami, jesteSmy tez obywatelami
tego kraju. Rowniez lezy nam na sercu to, zeby sluzba zdrowia byla dobrze finanso-
wana i nie tylko pieniadze szly do firm farmaceutycznych. Je§li panstwo pamietacie,
kilka tygodni temu wzieliSmy udzial w konferencji prasowej pana ministra i rowniez
wypowiadaliémy sie, dlaczego lek na SMA jest najdrozszym lekiem §wiata. Dlaczego
akurat na SMA i dlaczego akurat taka kwota? Natomiast my nie jesteSmy negocjato-
rami. Padly stowa Holandia, Krolestwo Niderlandéw. Rzeczywiscie Niderlandy zazadaly
na wejsciu obnizenie ceny o polowe, zeby w ogéle usigsé do negocjacji. Do negocjacji usie-
dli, wynegocjowali. Lek terapii genowej jest refundowany w Holandii. Jest refundowany
nawet w Irlandii, ktora nie chciata nawet zrefundowac pierwszego leku, ktory u nas jest
refundowany i do tej pory nie refunduje go u os6b doroslych. Lek terapii genowej jest
refundowany w Czechach, na Stowacji, na Wegrzech, w populacji chorych do 2 roku zycia
albo i starszych, w zaleznos$ci od wagi. Na Wegrzech sg to rowniez starsze dzieci. Jako§
wynegocjowali te cene. Nie wiem — 8 mld, 2 mld z! rocznie. Patrzac na to, ze do programu
terapii genowej kwalifikowaloby sie okolo 30-35 dzieci rocznie, to nie méwimy o 2 mld.
Mowimy o procencie tego, 10-procentach, 8-procentach tej kwoty, zakladajac oczywiscie
wyjsSciowa cene holenderska, nie irlandzka.

Czy rzeczywiscie negocjacje sg zakonczone? Z jednej strony mamy informacje,
ze negocjacje sie zakonczyly, ze decyzja jest negatywna. W zwigzku z tym, zgodnie
z ustawg o Funduszu Medycznym, nie ma juz mozliwoSci ich kontynuowania. Juz jest
po ,ptokach”, moéwiac kolokwialnie. Z drugiej strony stysze tutaj, zwlaszcza od pana
dyrektora, ze firma moze skladac¢ kolejne oferty, ze negocjacje jakby sie toczyly. Czy
mozna by to wyjasnié, na jakim etapie jesteSmy, bo to jest troche takie...? Nie wiem, jako
spotecznosé...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Panie dyrektorze, prosze ad vocem.

Dyrektor departamentu MZ Lukasz Szmulski:

Dziekuje uprzejmie. Jedna tylko uwaga. Z pewnosScig pan ma duzo wiekszg wiedze
i doswiadczenie, zwlacza jezeli chodzi o Europe, bo zajmuje sie pan tym na co dzien.
My zajmujemy sie wieloma innymi schorzeniami, natomiast pewne rzeczy moglibySmy
doprecyzowac, bo akurat rozmawiatem z kolegami z Czech. Tam refundacja nie jest sys-
temowa, tylko tak zwana indywidualna, a to jest rdznica, bo nie wszyscy, tylko ewentu-
alnie grupa, ktora bedzie miata to schorzenie. To bedg wybrane jednostki, ktére takie
leczenie otrzymaja, a nie kazdy, tak jak w naszym przypadku obecnie refundowane;j tera-
pii. To tak tylko doprecyzowujac, ze to nie jest tak, ze w kazdym kraju w Europie, gdzie
jest ta refundacja, jest to refundacja systemowa. W wielu krajach jest to refundacja indy-
widualna, a i tak jest wiele obostrzen, zeby w ogéle pacjent ten produkt mogt otrzymacé
i zeby mogt by¢ zrefundowany.

Jezeli chodzi o ten proces, to zostal zlozony wniosek w tak zwanej procedurze odwo-
tawczej. Dlatego ten etap decyzji wydanej w pierwszej instancji nie jest catkowicie zakon-
czony. Mamy teraz postepowanie drugoinstancyjne i ono jest w toku. Zobaczymy, z jakim
efektem. Tak wiec, postepowanie nie zakonczylo sie caltkowicie.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
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Czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA Kacper Rucinski:

Ja ad vocem. Dziekuje za odpowiedz. Ja tez rozmawialem z kolei z moim kolegg z Czech.
Rzeczywiscie tam jest tak zwany Named Patient Program, czyli indywidualna decy-
zja. Wynika to troszeczke z uwarunkowan czeskiego systemu, gdzie jest kilka ubezpie-
czalni prywatnych lub potprywatnych dzialajacych inaczej niz u nas, wiec systemy nie
sg porownawcze. Natomiast on mowi, ze praktycznie kazde dziecko, ktére spetnia kry-
teria, otrzymuje pozytywng decyzje odnoénie do zastosowania terapii genowej. Spelnia
kryteria, czyli spelnia kryteria rejestracyjne leku — kryteria wagowe i kryteria wiekowe.
W Czechach jest do dwoch lat. Takie informacje uzyskatem od mojego kolegi z organi-
zacji pacjenckiej w Czechach.

Weiaz jest wiec otwarte pytanie, czy nadal tocza sie rozmowy. Czy odwolanie, to bedzie
wylacznie decyzja z ministerstwa? Odwolanie uznajemy albo nie uznajemy. Czy po pro-
stu jako rodzice dzieci mozemy liczy¢ na dalszy tok tego?

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Prosze kontynuowac¢ wymiane zdan. Bardzo prosze.

Dyrektor departamentu MZ Lukasz Szmulski:

Panie Kacprze, zawsze sa pewne mozliwosci. To nie jest tak, ze jedna §ciezka, ktora sie
zamyka, jest juz Sciezkg kompletnie zakonczong. Jest wiele mozliwosci, by ubiegac sie
o refundacje, niekoniecznie z Funduszu Medycznego, mozna réwniez, jest to otwarte...
Natomiast, tak jak powiedzialem — pewnie prawnikom ta terminologia bedzie bardziej
znana niz osobom z innym wyksztalceniem — mamy postepowanie drugoinstancyjne.
W takim razie decyzja nie jest jeszcze ostateczna. Toczy sie to postepowanie, strona
ma prawo podnosi¢ kolejne argumenty czy wnosi¢ jakie§ dodatkowe dowody w postaci
postepowania dowodowego uzupelniajgcego. Dopoki ta decyzja drugoinstancyjna nie
bedzie wydana, to sprawa jest w procesie, wiec z uwagi na to, ze ona sie toczy, i z uwagi
na uregulowania Kodeksu postepowania administracyjnego, prosze wybaczyc, ale na tym
etapie nie moge wiecej szczegdlow przekazywac.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Prosze panstwa, wyczerpaliSmy temat, jezeli chodzi o czas, bo juz jest
15 minut po czasie, ale, poniewaz dyskusja jest bardzo interesujaca i wazka, bardzo
prosze, dwa ostatnie glosy. Prosze o przedstawienie sie.

Prezes Federacji Pacjentow Polskich Stanistaw Mac¢kowiak:

i.p.

Dzien dobry. Witam. Stanistaw Mackowiak, Federacja Pacjentow Polskich, Krajowe
Forum na Rzecz Terapii Choréb Rzadkich ORPHAN i réwniez czlonek Rady Funduszu
Medycznego.

Szanowni panstwo, na poczatek chcialbym powiedzie¢ jedng rzecz, ze je§li chodzi
o mozliwoéci farmakoterapii w chorobach rzadkich, to sg bardzo, bardzo ograniczone.
Wedlug szacunkéw, okolo 5% ma mozliwosci tylko farmakoterapii, wiec popatrzmy
na wszystkie mozliwosci, jakie sa. Jesli patrzymy na nasze, polskie warunki, to z tych
5% lekow, ktore sa w ogole dostepne do farmakoterapii, w Polsce jest refundowanych
okolo 30%. Na takim etapie jesteSmy na dzis.

OczywiScie trzeba bra¢ pod uwage uwarunkowania i to, co wydarzylo sie w ostatnich
latach, ze w ciggu ostatnich trzech lat ten procent wystrzelit, mozna powiedzie¢. Gdyby
ta tendencja utrzymala sie na tym poziomie, ktory jest teraz, to od dziesieciu lat weszli-
by$my na poziom refundacji taki, jaki jest w tych krajach, gdzie jest najwiecej refundacji
w Europie. Trzeba tylko bra¢ pod uwage to, ze medycyna sie rozwija i na tapecie — tak
nieladnie mowiac — jest okoto 200 nastepnych lekow, ktore beda refundowane w ciggu
nastepnych dziesieciu lat. Takie sg szacunki. W zwigzku z tym mamy co goni¢.

Jedng z tych mozliwoéci, ktora zostala wytworzona przez parlament z inicjatywy pre-
zydenta, jest Fundusz Medyczny. Szanowni panstwo, tam jest jasny przepis. Fundusz
Medyczny jest po to, zeby wypelnic luke, ktora jest w tym momencie, szczegodlnie dla tych
chorob, ktore jasno zostaty wyszczegdlnione w tym Funduszu Medycznym - dla choréb
onkologicznych i dla choréb rzadkich. Miedzy innymi do tego ten fundusz zostat stwo-
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rzony. I te procedury, ktore zostaly wskazane w tym funduszu, jasno mowia, do czego
ten fundusz ma stuzyc.

Mamy nadzieje, ze te srodki, ktore sa, dadzg mozliwoé¢ refundacji, przeznaczenia
§rodkow publicznych dla takich terapii, ktore sg mozliwe do wykorzystania. Oczywiscie
trzeba bra¢ pod to uwage, i SMA ma to szczeScie w nieszczeSciu, ze akurat w tej jed-
nostce chorobowej jest wiele lekow, ktore mozna wykorzysta¢. Trzeba wiec tutaj braé¢
to pod uwage i patrzec na refundacje Zolgensmy przez ten pryzmat wielu mozliwosci, ale
jesli juz sa takie mozliwoSci, to trzeba zrobi¢ wszystko, zeby daé te mozliwosci dzieciom
chorym na te choroby zwigzane z SMA.

Wedtug informacji, ktéra zostata przekazana na ostatnim posiedzeniu Rady Fundu-
szu Medycznego, o czym wspomnial pan dyrektor, proces, je§li chodzi o sprawy refunda-
cyjne zwigzane z Zolgensma, nie jest zakonczony. Zostalo ztozone odwotanie od decyzji
ijest to w procesie, ze tak powiem. Malo tego, pan minister, w mojej ostatniej rozmo-
wie z panem ministrem w tym zakresie, powiedzial, ze jest umiarkowanym optymista.
My wszyscy jestesmy umiarkowanymi optymistami i mamy nadzieje, ze ta refundacja
w koficu sie zadzieje.

Jeszcze to, co dziala na mojg wyobraznie, to, co méwil pan minister — zaréwno to,
co powiedzial na Forum Ekonomicznym w Karpaczu, jak i potwierdzil na konferencji
Polskiego Towarzystwa Farmakoekonomicznego - ze tak na dobrg sprawe refundacje
w chorobach populacyjnych mamy mniej wiecej ogarnieta (to stowa pana ministra),
a teraz czas na choroby rzadkie. Mamy aktualnie przyjety Plan dla Choréb Rzadkich.
Tam sg rowniez rozwigzania, ktére méwig o tym, w jaki sposob mozna bedzie wspomoc
te cze§¢ medyczng dla chorych na choroby rzadkie. Miedzy innymi jest mowa o innej
formie patrzenia na refundacje lekéw na choroby rzadkie. I nastepny element, ktory jest
bardzo wazny w tym wszystkim, ze §rodki z Funduszu Medycznego mogg by¢ wykorzy-
stane wla§nie w tym kierunku, do realizacji Planu dla Choréb Rzadkich. Takim optymi-
stycznym elementem chciatbym zakonczy¢ to, co chcialem panstwu powiedzie¢. Bardzo
serdecznie dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Bardzo dziekuje, panie prezesie. I jeszcze jeden glos z sali. Bardzo prosze.

Dyrektor w Roche Polska Krzysztof Adamcewicz:
Pani przewodniczaca, Krzysztof Adamcewicz, Roche Polska, producent rysdyplamu, ale
jak rozumiem, z powodu czasowego...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Bardzo prosze.

Dyrektor w Roche Polska Krzysztof Adamcewicz:
ChcielibySmy przedstawi¢ troche informacji o leku, ktory byt tu wielokrotnie wspo-
minany. Nie wiem, czy mamy jeszcze 5 minut na przedstawienie, bo mysle, ze pewne
doniesienia dotyczace tego zarejestrowanego produktu, ktéry — mam nadzieje — bedzie
dostepny w przysztym roku dla polskich pacjentéw...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Bardzo prosze.

Dyrektor w Roche Polska Krzysztof Adamcewicz:
To tez wpisze sie w ten...

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):
Tak, mam zaplanowana panstwa prezentacje. Bardzo prosze. Pan minister by¢ moze
do nas dotrze...

Dyrektor w Roche Polska Krzysztof Adamcewicz:
Dobrze. To w takim razie postaramy sie. Kolezanka Aneta Kaweczynska-Lason przed-
stawi panstwu w telegraficznym skrécie najwazniejsze informacje dotyczace tego leku,
zeby jeszcze bardziej optymistycznie wyjs¢ z tej Sali, za panem prezesem Mackowiakiem.
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Kierownik Dzialu Medycznego Roche Polska Aneta Kaweczynska-Lason:

i.p.

Dobry wieczor. Aneta Kaweczynska-Lason, Dzial Medyczny Roche Polska. Tak jak pan
dyrektor wspomniatl, chcialabym przedstawi¢, dziekuje za te mozliwosc, kilka faktow
na temat leku rysdyplam. Tak jak pani profesor Kostera-Pruszczyk wspomniala, lek
zostal zarejestrowany w tym roku przez Europejskg Agencje Lekow (w marcu 2021 r.)
i jest dopuszczony do obrotu u dorostych z SMA oraz u dzieci powyzej drugiego miesigca
zycia, w dwoch grupach. U oséb z kliniczng diagnoza SMA1, 2 lub 3 lub z genotypowa
diagnoza, czyli liczbg kopii genéw SMN2 od 1 do 4. Lek ten zostal zaprojektowany w celu
uzupelnienia braku biatka SMN, ktore jest wlasnie istota patogenezy SMA, zar6wno
w neuronach, jak i tkankach obwodowych. Rzeczywiscie w badaniach klinicznych juz
po czterech tygodniach po podaniu leku zaobserwowano ponad dwukrotne zwieksze-
nie stezenia biatka SMN. Innowacyjna formulacja, o ktorej tutaj wielokrotnie panstwo
powiedzieli, pozwala na podanie leku doustnie.

Lek jest badany szeroko w czterech bardzo duzych badaniach klinicznych. Te dwa
z lewej strony — badanie FIREFISCH u chorych na SMA typ 1 i badanie SUNFISCH
u chorych na typ 2 i 3 SMA - juz sie zakonczyly. Dane zostaly zlozone do EMA i na tej
podstawie odbyla sie rejestracja. Badanie JEWELFISH toczy sie obecnie. Sg dostepne
dane dwunastomiesieczne, ktére pokaze na jednym slajdzie. Rowniez toczy sie bada-
nie RAINBOWFISH u chorych przedobjawowych, o ktérych dzisiaj tak duzo panstwo
mowig. Wszystkie te badania tocza sie na terenie Polski.

Podsumowujac ten program badan klinicznych, sg to badania o duzej wiarygodnosci.
Co najwazniejsze, uwzgledniajgce zaréwno dorostych chorych, jak i dzieci, i co chcia-
tabym pokresli¢, ze skoliozami, po operacjach skoliozy i rowniez po zabiegach fiksacji
miednicy, czyli taka prawdziwa populacja chorych pacjentow.

Juz nie bede wspominata o tym, czego oczekujg rodziny i chorzy na SMA1, bo tutaj
mamy na sali samych ekspertow, natomiast chcialabym pokaza¢, jak wygladaty wyniki
rysdyplamu (to jest ten wykres po prawej stronie) u dzieci chorych na SMA typ 1. Lewy
wykres pokazuje spodziewane przezycie chorych w okresie dwoch lat. Jak widzg pan-
stwo, ten odsetek dzieci, ktore przezywaja okres dwoch lat zbliza sie wlasciwie do zera.
Po dwoéch latach stosowania rysdyplamu (to jest ta niebieska krzywa po prawej stronie)
ponad 80% dzieci przezyto. Dodam, ze populacja wlaczonych dzieci, to byly dzieci, ktore
chorowaly przynajmniej 4 miesigce. Czyli objawy mialy przynajmniej 4 miesigce, wiec
to nie byta populacja weze$nie zdiagnozowana.

Kolejne, bardzo wazne punkty koncowe. Poprosze nastepny slajd. To jest odsetek
dzieci, ktore zdobyly umiejetnosc siedzenia. Bez leczenia zadne dziecko nie zdobylo tej
umiejetnoSci samodzielnego siedzenia. Po dwoch latach stosowania rysdyplamu w bada-
niu FIREFISH ponad 60% dzieci zdobylo umiejetno$¢ samodzielnego siedzenia.

I dodatkowe wnioski, ktore chcialabym na jednym slajdzie podsumowac, a ktore
sa bardzo istotne — ponad 80% dzieci przezylo i nie musiato by¢ objetych trwalg wenty-
lacja. Blisko 100% dzieci (95%) zachowalo zdolno$¢ samodzielnego przyjmowania pokar-
mow, i bardzo wazne, szczegélnie teraz, w dobie pandemii, 34% dzieci nie wymagato
hospitalizacji. Bezpieczenstwo bylo zadowalajace w opinii badaczy.

Kolejne duze badanie. To jest badanie SUNFISH, czyli badanie u chorych na SMA
typ 21 3, czyli ten typ o pézniejszym poczatku. Tutaj pierwszorzedowym punktem kon-
cowym byta ocena zachowanych funkcji motorycznych, czy wlasciwie zdobywanych
funkcji motorycznych w skali MFM32. Prawy wykres pokazuje, jak wygladatyby wyniki
— i to na podstawie danych historycznych — u populacji nieleczonej, czyli trwaly, pogle-
biajacy sie spadek funkcji motorycznych. Pomaranczowy wykres, to sg wyniki pacjentéw
otrzymujacych rysdyplam przez okres dwoch lat. Jak widzicie panstwo, jest staly wzrost
wynikéw. I rowniez bardzo wazne — wspominala tez o tym Fundacja SMA - jest zacho-
wana sprawno$¢ rgk. Rowniez widza panstwo, ze przez okres 24 miesiecy w skali RUML
ta sprawno§c stale sie powiekszala, co ma istotne znaczenie dla samodzielnoéci chorych.

I na kolejnym slajdzie, wla$nie ta niezalezno$¢ chorych. W ocenie chorych i ich opie-
kunoéw, przyjmowanie leku rysdyplam wigzalo sie ze stalym wzrostem poczucia nieza-
leznosci. To bylo wedlug skali, ktora okresla takie typowe, domowe, codzienne zajecia,
jak ubieranie, czesanie, mycie.
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Przejde bardzo szybko do badan, ktore sie tocza. Badanie JEWELFISH rowniez jest
bardzo wazne z perspektywy pacjentéw, dlatego ze do tego badania wiaczono chorych
otrzymujacych weze$niej inne terapie. Bylo to 76 pacjentow, ktérzy wezesniej trzymy-
wali refundowany w tej chwili lek nusinersen i 14 pacjentéw, ktorzy otrzymali weze-
$niej terapie genowg. W tej chwili zostalo podsumowanych 12 miesiecy terapii. Tylko
5% pacjentow przerwalo leczenie. Sg to bardzo dobre wyniki. I co tez wazne (to widac
na niebieskim polu) wszystkich 14 pacjentow otrzymujacych wczes$niej terapie genowa
rowniez pozostalo w badaniu.

I ostatnie badanie, o populacji ktorego panstwo dzisiaj najwiecej méwia, czyli popu-
lacji przedobjawowej. Jest to badanie RAIBOWFISH. Na razie mamy analize 12-mie-
sieczng tylko pieciorga niemowlat, natomiast spodziewane zlozenie badania do Euro-
pejskiej Agencji Lekéw jest na poczatku przysziego roku. Nie wypada mi uzywac tutaj
przymiotnikéw, ale wyniki sa naprawde bardzo dobre, dlatego ze 80% dzieci uzyskato
w skali CHP-INTEND wynik ponad 60 pkt.

Nastepny slajd poprosze. Dzieci zdobywaly rowniez kolejne kamienie milowe rozwoju,
czyli kontrole glowy, siedzenie, czolganie sie i stanie. 80% pacjentow, czyli czworo dzieci,
po 12 miesigcach terapii byto w stanie wstac. Tak wiec sg to wyniki bardzo obiecujace,
ale, tak jak wspomniatam, dopiero wstepne. Dziekuje bardzo.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Bardzo dziekuje. Panie dyrektorze, czy chcialby pan odniesc sie do tej prezentacji. Bar-
dzo prosze.

Dyrektor departamentu MZ Lukasz Szmulski:

Dziekuje uprzejmie, pani posel. Zawsze z radoScig patrzymy na kolejne opcje terapeu-
tyczne. To jest tez to, o czym pani profesor méwita, bo mozna powiedzieé¢ troche para-
frazujac, ze do tanga potrzeba dwojga; ani sam lekarz bez lekow nie bedzie w stanie nic
zrobi¢, ani same leki bez lekarza. GdybySmy caly budzet wydali na leki, a niemiatby kto
leczy¢ i w jakich murach, to tez pewnie zadnego efektu w ten sposob nie osiagneliby$my.

Bardzo sie ciesze, ze pojawiajg sie kolejne opcje. To jest na pewno co najmniej polowa
sukcesu. Moge tylko zaapelowaé do przedstawicieli firm, chociaz dowodéw na to mozna
znalez¢ wiele na obecnej liScie refundacyjnej, ze jezeli oferta firmy jest dostosowana
do realiéw polskiego platnika, to leki sg w wykazie. Akurat o firmie, ktora panstwo
reprezentujg, mozna powiedzie¢, ze ma do§¢ bogate portfolio i w wielu istotnych jed-
nostkach chorobowych dosy¢ istotne leki, ktore ratuja zdrowie i zycie pacjentow. Jesli
wiec uda sie nam osiggnaé porozumienie, to pewnie kolejna terapia trafi do polskich
pacjentow. Mam nadzieje, ze to porozumienie bedzie osiggalne. Wrécit pan minister, wiec
oddaje palme pierwszenstwa. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje, panie dyrektorze. Bardzo dziekujemy, panie ministrze, za powroét do nas. Dys-
kusja byta rzeczywiScie bardzo goraca. Ja tylko tak krociutko podsumuje, jesli pan mini-
ster pozwoli.

Otoz, wszyscy cieszymy sie z tych proceséw przesiewowych, ktore sytuujg Polske
na takim wysokim poziomie na tle §wiata. Przede wszystkim jest to wielkie dobro dla
pacjentow, natomiast tutaj panstwo z Fundacji SMA wyrazali pewien niepokdj ze wzgledu
na brak refundacji terapii genowej. Pytanie o to, czy jest nadzieja na to, ze taka moz-
liwo$¢ bedzie, czy nie, i jak ministerstwo zapatruje sie na te sprawe. WspominaliSmy
rowniez o dowotaniu, takze pan dyrektor...

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:
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Tak. Pan dyrektor powiedzial, ze jest w odwotaniu. To byl wniosek w ramach Fundu-
szu Medycznego. Nie chciatbym, zeby wrazenie bylo takie, ze §rodki finansowe, ktore
sg na terapie, technologie lekowe, sg wylacznie przygotowane i przeznaczone na Zol-
gensme, na 50 pacjentéw rocznie i zadne inne dzieci czy osoby doroste juz nie moga sie
leczy¢, bo wylacznie 50 0s6b zabierze catkowity budzet. Nie jesteSmy na to gotowi. Zreszta
chyba nie bylo takiego zalozenia, ze to jest ustawa o nazwie Zolgensma. Jednak i firmy
oczekiwaly, ze wejdzie nie tylko jedna firma i nie tylko jedna jednostka chorobowa.

i.p.
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OczywiScie, tak jak mowilem, my sie staramy, ale z drugiej strony ten budzet tez nie
jest taki duzy. Obawiam sie wiec, ze w najblizszym czasie ten budzet zostanie catkowi-
cie rozdysponowany. Ewentualnie w trzecim, czwartym roku, gdy juz kolejne terapie
beda duzo tansze, by¢ moze, gdy beda kolejne firmy w tym zakresie w terapii genowej,
to oczywiscie rowniez... Aktualnie wiemy, ze panstwo maja terapie genowg juz refundo-
wang. Pierwszg terapie. Ten producent aktualnie oczekuje w drugim wskazaniu, razem
z konkurencja, z inna firma,

Chcemy inwestowaé w szczegolnoéci w terapie genowe. Uwazamy, ze to jest ten kie-
runek, ale tez trzeba wiedzieé, ze nie mozna tego traktowac tak, ze to jest jedyna firma
na rynek polski, ktéra moze z tego korzystac. Trzeba sie dostosowac do realiow ryn-
kowych. Nie ma, przynajmniej my nie widzimy, zeby bardzo jasno bylo udowodnione,
ze ze wzgledow klinicznych wyltacznie ten lek dziala, a pozostalych pacjentéw nie nalezy
leczyé. Ewentualnie przesuniecie pacjentéw z os§miuset na czterdziestu to jest doktad-
nie jedno i to samo, ze mozna zabraé¢ pacjentom, ktorzy juz maja, tylko tym o$miuset
na czterdziestu nowych, i bedziemy wszyscy zadowoleni, bo chyba nie tedy droga.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Bardzo dziekuje, panie ministrze. Przy tym wyjagtkowo trudnym dylemacie, takim ciez-
kim, pana glos tutaj jest glosem rozsgdku i wywazenia. Panie dyrektorze, bardzo prosze,
tytulem uzupelnienia.

Dyrektor departamentu MZ Lukasz Szmulski:

Dziekuje uprzejmie pani przewodniczgcej. Jeszcze tylko na koniec — co prawda, nie jest
to przedmiotem dzisiejszego spotkania, natomiast temat niejako zostal wywolany —
jezeli panstwo beda uprzejmi, dostownie dwa zdania, jezeli chodzi o Fundusz Medyczny
i te kwote.

Tak jak pan minister wspomnial, faktycznie tak jest, ze ta kwota, przynajmniej
dotychczas, jezeli chodzi o technologie lekowe innowacyjne i o wysokiej wartoSci kli-
nicznej, zostala wydatkowana, co poniekad byla uprzejma wspomniec pani poset Piatek
z uwagi na pewng specyfike tych postepowan, to w jaki sposob zostaly one zaprojekto-
wane. Natomiast prosze zwroci¢ uwage na to, ze z tej pierwszej listy, ktorg ministerstwo
oglosilo, jezeli chodzi o technologie innowacyjne, z pieciu propozycji, ktére na tak zwanej
krotkiej liScie przedstawilisémy, ledwie trzy firmy zlozyly oferty. By¢ moze — jak wynika
z tego, 0 czym z panem minister rozmawialiSmy - jeszcze bedzie kolejna oferta, czwarta,
co nie wyklucza oczywiscie tego, ze mozemy tez zastanawiac sie, czy tej listy nie uaktu-
alnic o pozostate leki.

No i mamy oczywiscie $wiezg liste 11 lekéw z drugiego subfunduszu i ten budzet,
ktory mogloby sie wydawacé, ze jest wystarczajacy, przy tych propozycjach, ktore sie
pojawiajg na wejSciu od firm farmaceutycznych, jest absolutnie niewystarczajacy. Tych
lekéw nie byliby$my w stanie obja¢ refundacjg nawet po cenach, ktorych oczekujag firmy.
Zobaczymy, jak bedzie sie ksztaltowala najblizsza przysztosc, ktora z firm, jezeli chodzi
o te druga liste wysokiej wartosci klinicznej ztozy leki, ale tez, tak jak pan minister
powiedzial, wydaje sie nam, ze dosy¢ szybko mozemy ten fundusz rozdysponowac i objac
refundacja te leki. Dziekuje.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Pan minister, bardzo prosze.

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:

i.p.

Chcialem wla$nie jeszcze powiedzieé, ze pracujemy nad pewnymi ewentualnymi modyfi-
kacjami, ale oczywiscie to zmiana ustawowa, ze w przypadku lekow, ktore sg na kolejnej
liScie, zgodnie z aktualnymi przepisami, majg obowigzek wprowadzi¢ jeszcze raz wniosek
o refundacje i jeszcze raz przej$é caly proces, co minimum trwa 6 miesiecy przy spraw-
nym procedowaniu, zeby caly ten proces, ktory juz zostal wykonany wcze$niej w nie-
ktérych firmach, ewentualnie zaliczy¢ na poczet tej ustawy. No i, tak jak pan dyrektor
powiedzial, czwarta firma zglosila, ze ma produkt z tej pierwszej listy, i pigta, z Niemiec,
rowniez chce pilnie sie spotkac, zeby ustali¢, w jaki spos6b mogtaby wprowadzi¢ ten lek.
Wiemy, ze z tej pierwszej listy, tych pozostatych szeSciu lekow, dwa sg w procesie refun-
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dacyjnym, tak wiec tez moze pdjda. Zatem, tak jak powiedzieliémy, na pewno w przy-
padku tych lekéw, ktore juz sa na najblizsze dwa lata, budzet oczekiwan jest wyzszy niz
mozliwoSci i dlatego my§le, ze jednak bardzo szybko ten fundusz zakonczymy i pacjenci
beda mieli dostep do potrzebnych terapii.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Bardzo dziekuje. Pan Kacper Rucinski, ale ostatnie dwa zdania, jezeli moge prosic,
bo rzeczywiscie przedtuzyliSmy dzisiejsze spotkanie.

Czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA Kacper Rucinski:

Dziekuje jeszcze raz. Moze jeszcze raz podkresle w obecnoSci pana ministra, ze bar-
dzo cieszymy sie z tego, co udalo sie osiggngé w Polsce i z tego, ze ministerstwo réw-
niez bierze pod uwage refundacje kolejnych terapii, kolejnej terapii doustnej, natomiast
jeszcze raz powiem, ze rzeczywiScie my nie jesteSmy zwolennikami wysokich cen. Nie
chcemy, zeby ceny lekéw byly wysokie, zeby byly poza zasiegiem, poza mozliwos$ciami,
natomiast w Funduszu Medycznym mamy na refundacje 700 mln zt, ktére nie zostaly
wydane. W zadnym wypadku nie méwiliSmy, ze te 700 mln ma p6j$¢ na terapie genowa
Zolgensma. Jezeliby to jeszcze raz przekalkulowaé, to nie wiem, czy dobilibySmy do 150
mln liczgc po tych cenach holenderskich. Zatem caly czas taka sugestia, zeby mimo
wszystko sprobowac rozmawiac dalej. Nie wiem...

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:

Tak, tylko ze my tutaj mowimy, ze jesteémy w Polsce, a Holandia na pewno wynegocjo-
wala nizsze ceny niz w Polsce jesteSmy w stanie.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Po przerwie

Dziekuje bardzo. Stwierdzam zakonczenie omawiania informacji. Bardzo dziekuje panu
ministrowi za przygotowanie materiatu. Dziekuje wszystkim instytucjom, ktore zaan-
gazowaly sie w przygotowanie, po pierwsze, takich dobrych efektow proceséw przesie-
wowych. Dziekuje wszystkim panstwu.

Panie ministrze, ja pozwolilam sobie zaanonsowaé, ze jezeli bedzie potrzeba,
to bedziemy kontynuowali ten temat w przysztym pélroczu, kiedy bedziemy omawiali
w ogole innowacje terapeutyczne lekowe, wiec tu jest rowniez otwarta droga do posze-
rzenia wiadomos$ci w tym zakresie. By¢ moze bedziemy mieli nowe informacje dotyczace
odwolania. Panie ministrze, pieknie dziekuje. Poniewaz podkomisja bedzie miala jesz-
cze jeden punkt, juz taki wewnetrzny, wiec oczywiScie zachecam... Jezeli chcg panstwo
z nami dalej uczestniczy¢, to bedzie nam bardzo mito. Bedziemy omawiali plan pracy
wla$nie na przyszly rok. Dziekuje panstwu bardzo serdecznie za udzial.

Pie¢ minut przerwy... Trzy minutki, prosze panstwa postow... Cztery, dobrze,
i bedziemy mogli kontynuowac. Ja tylko sie pozegnam.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Szanowni panstwo postowie, przystepujemy do omowienia i przyjecia planu pracy pod-
komisji na okres od 1 stycznia do 30 czerwca 2022 r. Propozycje do planu pracy. Czy
panstwo poslowie maja propozycje? Bardzo prosze, pan posel Patryk Wicher.

Posel Patryk Wicher (PiS):
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Pani przewodniczaca, jesli chodzi o plan pracy, poniewaz nasza podkomisja zajmuje sie
wazkimi tematami dotyczacymi nowoczesnych technologii w réznych aspektach, takze
w programach lekowych, ja bym prosit, zeby jedno z naszych posiedzen - bo to sg tematy
powiazane mniej wiecej ze soba — poswieci¢ terapii leczenia biologicznego. Miedzy innymi,
biologicznemu leczeniu tuszczycy czy schorzen reumatologicznych. To jest pierwsza pro-
pozycja.

A druga, to tez poSwiecenie chwili na nowoczesno$¢ w systemie zarzadzania, takze
w systemie zarzgdzania danymi o pacjencie, ale i lekowym, czyli hemofilii. Bardzo bym
wiec prosit o ujecie tych dwoch tematow. Bardzo dziekuje.

i.p.
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Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Dziekuje bardzo. Akurat temat hemofilii mamy zaplanowany, czyli rozpatrzenie infor-
macji ministra zdrowia na temat systemu opieki nad pacjentem z hemofilig w dobie epi-
demii COVID-19. Nie wiem, czy to nie bedzie zawezenie...

Posel Patryk Wicher (PiS):

Ja bym proponowal, zebySmy to rozszerzyli w ogole, w okresie generalnym.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

Tak, tak. To ja w takim razie wykreslam ten dopisek ,,w dobie epidemii COVID-19”.

Oproécz tego mamy rozpatrzenie informacji ministra zdrowia na temat wdrazania
innowacyjnych lekow i terapii lekowych, o czym rozmawialiSmy wcze$niej, i réwniez
rozpatrzenie informacji ministra zdrowia na temat perspektyw innowacyjnych techno-
logii medycznych w polskiej kardiologii. I ten temat jest zbiezny z tematem, ktéry nam
niestety spadt z tego roku. Co prawda, zaplanowaliSmy go na grudzien tego roku, ale
najprawdopodobniej nie uda sie to nam ze wzgledu na to, ze niektore tematy sg propo-
nowane przez ministra zdrowia. Byl to temat dotyczacy rozpatrzenia informacji ministra
zdrowia na temat kompleksowej opieki nad pacjentami z chorobami sercowo-naczynio-
wymi, z uwzglednieniem nowoczesnych terapii. On powiela sie z propozycja Polskiego
Towarzystwa Kardiologicznego. Czyli na te chwile mamy piec¢ tematéw... O przepraszam
bardzo. Przepraszam.

Posel Patryk Wicher (PiS):

My razem z panem poslem Tadeuszem Chrzanem chcielibySmy jeszcze zglosi¢ propo-
zycje wyjazdowego posiedzenia zainspirowani... Tak, dokladnie, na temat robotyki, tez
nowoczesnych robotéw i urzadzen technologicznych w operacjach — to poprzednie nasze
posiedzenie. Poniewaz moéwiliSmy o da Vinci, o wykorzystywaniu podobnych technologii,
a wiemy, ze w Polsce kilka o$rodkéw je ma, miedzy innymi na Podkarpaciu i w Mato-
polsce, sugestia jest wiec taka, zeby moze odwiedzi¢ piekne Podkarpacie i tam podysku-
towac wlasnie na temat tych technologii, ich przyszlosci i refinansowania w systemie.

I jeszcze jeden temat, ktory wedltug mnie jest istotny, wyceny procedur, to tez z tym
sie tak jakby wigze.

Jeszcze trzeci temat, ostatni. Méwimy o technologiach, ale tez méwimy o elektro-
nicznym obiegu dokumentacji medycznej. Caly czas mamy ten problem, ze za pacjen-
tem, ktéry idzie do prywatnego gabinetu, a za chwile idzie do szpitala czy od lekarza
do lekarza nawet w ramach funduszu, nie idg dane z poprzedniego miejsca leczenia.
Kiedy mozemy sie spodziewaé, zeby Indywidualne Konto Pacjenta przejeto funkcje
noénika danych, informacji o schorzeniach, o lekach, o procedurach, zeby lekarz, ktory
przyjmuje pacjenta, czy to prywatny, czy komercyjnie, czy na fundusz, czy gdziekolwiek
by byl, mégl sczytaé te historie, te dane usystematyzowane w jednym miejscu, a nie —
tak jak jest do dzisiaj — zeby pacjenci chodzili czasami z teczkg wynikow badan ze sobg.
Dziekuje bardzo.

Przewodniczaca posel Violetta Porowska (PiS):

i.p.

Bardzo dziekuje panom postom. Efektywnie przygotowaliSmy plan pracy. Ja proponuje,
zeby z tych tematow, ktore dzisiaj zostaly przedstawione przez panéw postow, tych, ktore
wplynely do nas mailem, przygotowac po prostu takag propozycje i wysta¢ do panstwa
poslow, czy ja akceptuja. Tak? Dobrze. Jest sugestia z biura, zebySmy przyjeli te tematy,
ktoére zostaly przekazane i zostaly przedstawione teraz.

Zatem ja jeszcze raz przypomne te tematy, zebySmy to wiedzieli. Rozpatrzenie infor-
macji ministra zdrowia na temat wdrozenia innowacyjnych lekow i terapii lekowych —
pierwszy temat. Drugi temat — system opieki nad pacjentem z hemofilig, w rozszerzeniu,
bez wlaczania aspektow epidemii COVID. Czwarty temat — terapia leczenia biologicz-
nego, na przyklad luszczyca, reumatologia. Nowoczesnos¢ w systemie zarzadzania — ale
to jest temat, ktory pokrywa sie z weze$niejszym dotyczacym hemofilii, wiec bez niego.
Elektroniczny obieg dokumentéw i wyjazdowe posiedzenie dotyczace przedstawienia
kwestii zwigzanych z robotyka w systemie ochrony zdrowia. Jest propozycja, abySmy
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spotkali sie w wojewodztwie podkarpackim. Zreszta na ostatnim posiedzeniu byla tutaj
rekomendacja dla panstwa osrodka, wiec to naturalne, ze tam powinni§my pojechac.

Dobrze. Rozumiem, ze te tematy, ktore przedstawitam, zostaly przez panstwa zaak-
ceptowane. Mamy réwniez taka propozycje, zeby czeSci tematow, to znaczy konkret-
nie trzech, ktore nie zostaly zrealizowane z r6znych powodéw na naszym posiedzeniu,
nie wrzuca¢ do planu pracy na przyszly rok, przynajmniej na te chwile, dlatego ze byly
omawiane na posiedzeniu Komisji Zdrowia. Do nich nalezy kwestia legislacji dotyczaca
restrukturyzacji podmiotow leczniczych (dwukrotnie na posiedzeniu Komisji Zdrowia
o tym rozmawialiSmy) i problematyka leczenia choréb rzadkich zwigzanych ze stward-
nianiem rozsianym. Dzisiaj tez zebral sie zesp6l parlamentarny, wiec powielaliby$my
te tematyke. Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich tez byl omawiany na posiedzeniu
Komisji Zdrowia co najmniej raz w tym roku.

Czy panstwo wyrazajg zgode, zeby nie wrzucaé tych tematow na przyszly rok? Bar-
dzo dziekuje. Tym samym plan pracy na przyszly rok zostal przyjety jednomyslnie...
Na pierwsze pélroczne.

Szanowni panstwo, ta propozycja tematow, ktorg przedstawitam przed chwileczka
i zostala zaakceptowana, obejmuje pierwsze poélrocze, czyli okres od 1 stycznia do 30
czerwca 2022 r. Dziekuje bardzo. Stwierdzam, ze podkomisja przyjeta plan pracy na okres
od 1 stycznia do 30 czerwca 2022 r. Tym samym wyczerpaliSmy porzgdek dzienny posie-
dzenia podkomisji.

Zamykam posiedzenie podkomisji.

i.p.




