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Komisja Zdrowia, obradujgca pod przewodnictwem posta Tomasza Latosa (PiS),
przewodniczgcego Komisji, rozpatrzyta:

— informacje ministra zdrowia na temat planu dla choréb rzadkich — rozwig-
zania organizacyjne i finansowanie.

W posiedzeniu udzial wzieli: Stawomir Gadomski podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia wraz
ze wspolpracownikami, Agata Wolnicka naczelnik Wydzialu Programéw Lekowych i Chemioterapii
Departamentu Gospodarki Lekami Narodowego Funduszu Zdrowia, Marcin Czech prezes-elekt Pol-
skiego Towarzystwa Farmakoekonomicznego, Olga Haus przewodniczgca Polskiego Towarzystwa
Genetyki Czlowieka, Anna Latos-Bielenska kierownik Katedry i Zakladu Genetyki Medyczne;j
w Poznaniu, Kacper Rucinski czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA oraz Alfaro Adrian Bustos
grupa pacjentow z Zespotem Arnolda Chiariego i jamistoScig rdzenia.

W posiedzeniu udziat wzieli pracownicy Kancelarii Sejmu: Jakub Stefanski i Monika Zolnierowicz-
-Kasprzyk - z sekretariatu Komisji w Biurze Komisji Sejmowych.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dzien dobry, bardzo serdecznie witam wszystkich panstwa na posiedzeniu Komisji Zdro-
wia. Dzisiejszy porzadek dzienny obejmuje rozpatrzenie informacji ministra zdrowia
na temat planu dla choréb rzadkich - rozwigzania organizacyjne i finansowanie.

Bardzo serdecznie witam panie i panéw poslow. Witam pana ministra wraz ze wspot-
pracownikami. Witam przedstawiciela Narodowego Funduszu Zdrowia, klaniam sie,
dzien dobry, oraz licznie zaproszonych gosci.

Na poczatku musimy sprawdzi¢ kworum. Prosze o uruchomienie procedury. Prosze
o przyci$niecie dowolnego przycisku. Prosze o podanie wynikéow. Stwierdzam kworum
i jednoczesnie informuje, ze glosowanie w sprawie kworum zostawimy otwarte, aby
osoby, ktore za chwile do nas dotaczg, mogly w ten sposob potwierdzi¢ swoja obecnosé
na posiedzeniu Komisji.

Czy sa uwagi do porzadku obrad? Nie widze. Stwierdzam zatem, ze porzadek obrad
zostal przyjety. Rozpoczynamy procedowanie.

Na poczatku prosze o zabranie glosu pana ministra Stawomira Gadomskiego. Bardzo
prosze.

Podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia Slawomir Gadomski:

g.k.

Dziekuje, panie przewodniczacy. Dzien dobry. Wydaje sie, ze plan juz zaistnial w $wia-
domoéci panstwa parlamentarzystow i w szczegdlnosci w S§wiadomosci zebranych goSci.
Mysle, ze czesc zebranych gosci intensywnie pracowala nad przygotowaniem planu dla
chordb rzadkich i rozwigzan finansowych i organizacyjnych, ktére w tym planie zapla-
nowaliSmy.

Kolokwialnie méwiac, to troche historia z brodg, bo prébowaliSmy wypracowac ten
plan przez iles lat. Juz w 2007 r. Parlament Europejski i Rada Europejska okreslily,
ze panstwa czlonkowskie powinny wypracowac plany i strategie dotyczace choréb
rzadkich w ramach wlasnych systeméw zdrowotnych i szpitalnych. Niestety na mapie
Europy jesteémy jednym z nielicznych krajow, ktore do tej pory nie przygotowaty takiego
planu, mimo juz 14-letniego uptywu czasu.

Jesli dobrze pamietam, jako resort zdrowia intensywnie podjeliSmy prébe wypraco-
wania tego planu ok. 3 lata temu. Zostal przygotowany pewien plan, zarys, strategia,
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wizja dla choréb rzadkich, wypracowana oczywiScie w gronie eksperckim. Wydaje mi sie
nawet, ze trafita ona pod obrady Stalego Komitetu Rady Ministréw, wtedy natomiast
nie uzyskata akceptacji z uwagi na to, ze dokument ten byl zbyt ogdlny, ze nie niést
ze soba pewnych szczegélow i ram finansowych, harmonogramu. Dokument nie byt
w prosty sposéb wdrazalny i monitorowany. Byl zbiorem bardzo stusznych postulatéow
tego, co chcielibySmy osiggnac¢ w obszarze choréb rzadkich.

PodjeliSmy probe nie tyle napisania tego planu na nowo, co jego odchudzenia, opera-
cjonalizacji, napisania takiego planu, ktéry bedzie mozliwy do wdrozenia, ktorego wdro-
zenie bedzie mozliwe do monitorowania, ktéry bedzie zawieral to, czego sami oczeku-
jemy w strategiach, ktore w ostatnim czasie przygotowujemy w Ministerstwie Zdrowia,
czyli konkretne zadania, konkretne terminy, wskazani realizatorzy, zapewniony budzet.
W ten sposéb przygotowaliSmy chociazby Narodowg Strategie Onkologiczng. W podobny
sposob przedstawiamy plan chorob rzadkich.

W kwestach technicznych czy organizacyjnych powiem jeszcze, ze, jesli dobrze pamie-
tam, w lutym tego roku skierowaliémy plan do prekonsultacji. W ramach prekonsultacji,
glownie ze $rodowiskiem eksperckim, ze Srodowiskami pacjenckimi, zostaly przygoto-
wane czy skierowane do nas pewne uwagi. Istotng czes¢ z nich zaadresowaliSmy w tym
planie, ale zeby dochowa¢ wszystkich wymogow legislacyjnych, bo plan bedzie przyjmo-
wany uchwatg Rady Ministréw, obecnie toczg sie juz konsultacje formalne, zakladane
przepisami prawa. Rozpoczely sie 28 kwietnia, a zakonczg sie 21 maja, czyli jesteSmy
w dobrym momencie. Tu dziekuje panu przewodniczacemu za zorganizowanie posiedze-
nia Komisji, bo jest jeszcze czas na dyskusje i na to, zeby w planie uja¢ pewne kwestie.

Wydaje sie jednak, ze dzisiaj ten plan jest pewnym konsensusem, ktéry wypracowali-
Smy na poziomie srodowisk eksperckich po stronie klinicystow i srodowisk pacjenckich,
bo organizacje pacjenckie bardzo aktywnie wspieraly nas w przygotowaniu planu, nawet
nie w opiniowaniu, tylko wprost w przygotowaniu, za co bardzo serdecznie dziekuje.

Szes¢ obszarow, ktore w tym planie chcemy zaadresowac, to przede wszystkim
powstanie o§rodkéw eksperckich choréb rzadkich. To jeden obszar, de facto jeden z waz-
niejszych, bo jest pelna zgodnos¢ co do tego, ze to wlasnie w tych oérodkach powinna
by¢ realizowana zaawansowana profesjonalna diagnostyka choréb rzadkich, ze o§rodki
te powinny dysponowaé¢ dostepem do nowoczesnych metod diagnostycznych, do wiel-
koskalowych badan genetycznych, ze o§rodki te powinny okre§la¢ standardy w zakresie
leczenia pacjentéw z chorobami rzadkimi.

Drugi obszar to diagnostyka choréb rzadkich. Tutaj jest upowszechnienie nowych
metod i zapewnienie pewnego infrastrukturalnego wsparcia dla osrodkéw referencyjnych.

Trzeci obszar, bardzo wazny, w ktéorym adresujemy zadania w planie, to dostep
do lekéw w chorobach rzadkich. To bardzo trudny obszar z punktu widzenia formal-
nego, bo ustawa refundacyjna, przepisy, ktore dzisiaj funkcjonuja dla terapii lekowych,
czesto uniemozliwiajg prowadzenie efektywnego procesu ioceny danej czasteczki,
a potem negocjacji przez Komisje Ekonomiczna, np. z tego powodu, ze badania kliniczne
sg robione na bardzo waskich populacjach. Chcemy tutaj wypracowac inne metody
zapewnienia dostepu do lekéw, inne metody oceny tych terapii, zaréwno przez Agencje
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, jak i przez ministra zdrowia.

Czwarty obszar, niezwykle wazny, to rejestr chordb rzadkich. Dzisiaj w Polsce niestety
nie dysponujemy kompleksowym rejestrem pacjentéw z chorobami rzadkimi. To zadanie
chcemy zaadresowaé wlasnie w tym obszarze.

Pigty i szosty obszar planu to obszary w pewnym sensie skierowane wprost do pacjen-
tow. Pierwszy to paszport pacjenta z chorobg rzadka i zapewnienie jego pelnej doku-
mentacji medycznej i dostepu do tej dokumentacji poprzez rozwigzania informatyczne,
ktorymi dzisiaj dysponujemy, przede wszystkim przez indywidualne konto pacjenta, oraz
platforma informacyjna choréb rzadkich, obszar, ktéry od poczatku zatozenia do jego
wdrozenia przygotowaly organizacje pacjenckie po to, zeby ulatwic¢ pacjentom szybkie
zorientowanie sie czy szybka Sciezke w zakresie diagnostyki i jak najszybszego trafienia
do oérodkéw eksperckich. Platforma informacyjna ma stanowi¢ pigutke, kompendium
wiedzy zgromadzonej w jednym miejscu, pod nadzorem ekspertoéw i tych osrodkéw, ktore
beda aktywnie te platforme wspottworzyc.

g.k.




PELNY ZAPIS PRZEBIEGU POSIEDZENIA:
Komisyi ZorowiA (NR 73)

Plan to rowniez pieniadze i finansowanie. Koszty realizacji planow w trzyletnim
horyzoncie szacujemy na 91 mln z1, ale, co warto podkreslic, srodki dedykowane sa gtow-
nie do obszaréw zwigzanych ze wzmocnieniem infrastruktury, do obszaru zwigzanego
ze stworzeniem rejestru, paszportu pacjenta i platformy informacyjnej. Srodki, ktore,
kolokwialnie méwigc, bedg szly za planem w obszarze dostepu do lekow, to przede wszyst-
kim érodki, ktére bedziemy wygospodarowywac w ramach Funduszu Medycznego. Sza-
cujemy, ze moze to byé do 750 mln zt rocznie, wprawdzie przeznaczonych nie na same
choroby rzadkie, bo Fundusz Medyczny dotyczy rowniez np. onkologii, ale ogromna czy
wielokrotnie wieksza suma niz wynikajaca z samego planu bedzie dostepna w Fundu-
szu Medycznym, jak rowniez w Narodowym Funduszu Zdrowia. Jezeli bowiem méwimy
o obszarze diagnostyki choréb rzadkich i méwimy o kwestiach zwigzanych z wdroze-
niem nowoczesnych metod diagnostyki genetycznej, to faktycznie méwimy o wejsciu
tych procedur do koszyka §wiadczen gwarantowanych i o finansowaniu w ramach §rod-
koéw biezacych czy srodkow wynikajacych z NFZ.

Przepraszam, rozpedzilem sie. Bardzo stusznie zwrdécono mi uwage, ze juz w toku
prekonsultacji, o czym nieco zapomniatem, zwiekszyliSmy $rodki przede wszystkim
w zakresie rejestru chordob rzadkich i w zakresie obszaréw platformy i paszportu
pacjenta. Dzisiaj to nie, jak powiedzialem, 91 mln zi, tylko ok. 129 mln zl jest ta kwota,
ktoéra na kolejnym etapie trafi pod obrady Statego Komitetu Rady Ministréow.

Tak jak wspomniatem, plan jest strategig i zbiorem zadan do realizacji. W sze$ciu
obszarach zdefiniowaliSmy, jesli dobrze pamietam, 34 czy 38 zadan do realizacji na trzy
lata, zadan, w ktorych dalej bedziemy angazowac i klinicystow, i osoby tworzace ten
plan, i oczywiScie organizacje pacjenckie, ale réwnocze$nie zadan, ktore co do zasady
beda realizowane przez czterech gléwnych realizatorow, czyli ministra zdrowia, NFZ,
Centrum Zdrowia i Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Z mojej oceny, obserwagcji i kontaktow, ktore miatem podczas tworzenia tego planu,
wynika, ze plan ten zostal dobrze przyjety i dobrze oceniony przez srodowiska eksperckie
jako pewien konsensus tego, co na dzisiaj mozemy zrealizowa¢. Mam nadzieje, ze zosta-
nie to potwierdzone réwniez przez organizacje pacjenckie. Wierze i jestem gteboko prze-
konany, ze obszar chorob rzadkich, ktory zaadresujemy z jednej strony planem, z drugiej
strony ekstra mozliwo$ciami Funduszu Medycznego, bedzie istotng zmiang jakoSciowa
w obszarze choroéb rzadkich.

To jasno pokazuje, ze Ministerstwo Zdrowia traktuje ten obszar priorytetowo. Jestem
przekonany, ze juz naprawde niezwlocznie... Mowilem to juz kilka razy, ale prace nad
planem w okresie pandemii, rowniez dla nas, w Ministerstwie Zdrowia, z racji r6znych
wyzwan pandemicznych wcale nie okazaly sie latwe. Mam nadzieje, ze naprawde juz
to finalizujemy i plan niezwlocznie trafi pod obrady Rady Ministréw, zostanie przyjety
i przystapimy do jego realizacji, bo przed nami wszystkimi jest ciezka praca. Dziekuje,
panie przewodniczacy, dziekuje panstwu.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

g.k.

Dziekuje bardzo, panie ministrze, za zwiezle wprowadzenie do dyskusji, ktérg odbe-
dziemy. Tytulem wyja$nienia, ktore wydaje sie niezbedne, powiem, panie ministrze,
ze mySle, ze do dyskusji na ten temat wybraliSmy bardzo dobry moment, bo jezeli mia-
lyby by¢ jeszcze jakie§ korekty, to pewnie to jest chwila, kiedy ewentualnie bedzie mozna
tatwiej co§ zrobié i poprawic.

Nie ukrywam, ze na temat choréb rzadkich w polskim parlamencie dyskutuje sie
od lat. Na dobrg sprawe poza dyskusjg nic sie nie odbywalo. Dlatego bardzo ciesze sie
i bardzo dziekuje, ze panstwo, wcze$niej pan minister, pan minister Kroél, ktéry nad
tym pracowal, zajeliscie sie tym tematem, ze zostal stworzony zesp6t i byly przeprowa-
dzone prace, ktore, miejmy nadzieje, dokonajg przelomu w tym zakresie. Temat stal sie
do§¢é modny w réznego rodzaju debatach i konferencjach. Patrze na pana posta Kowala.
My tez w takich debatach uczestniczyliSmy i nawet jedng z konkluzji bylo wtasnie to,
ze warto zajac sie tg tematyka wlasnie na posiedzeniu Komisji Zdrowia, tak ze dziekuje,
panie posle, za dostrzeganie tego problemu.
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Szanowni panstwo, mam nastepujaca propozycje. Temat jest specyficzny, powie-
dzialbym wrecz, ze ekspercki, wiec sadze, ze dobrze byloby teraz glos oddac ekspertom,
ktorzy krotko powiedzg na temat choréb rzadkich. Osoby, ktore pracowaly z panem
ministrem w zespole... Tytulem wyjasnienia dodam od razu, ze nie wszystkie te osoby
sg od poczatku. Czekam i pewnie juz lada chwila dolgczy pani prof. Chrzanowska, ktéra
byla przewodniczaca tego zespolu. Akurat dzisiaj, moze to dobry zbieg okolicznosci,
otwierana jest cze$¢ dotyczaca wlasnie choréb rzadkich w Centrum Zdrowia Dziecka.
Bardzo dobrze, ze akurat dzisiaj mamy posiedzenie Komisji i tadnie to sie tematycznie
taczy, tym niemniej pani profesor na poczatku jeszcze nie ma. Bedzie p6zniej. Jak do nas
dotaczy, udziele jej glosu.

Mam nastepujaca propozycje. Najpierw beda krotkie, mysle, ze kilkuminutowe,
wypowiedzi ekspertow. Jak dotaczy pani prof. Chrzanowska, jej tez oddamy glos. Pdzniej
beda wypowiedzi parlamentarzystow, pytania do pana ministra i do ekspertéw, a p6ézniej
pozostali goScie. Sa rézne organizacje pacjenckie, ktore sie zglosily, moze z jednym wyjat-
kiem. Nad planem dla choréb rzadkich w imieniu pacjentéw pracowal tez pan prof. Maé-
kowiak, wiec jego tez prosilbym o zabranie glosu w pierwszej czeSci. Prosze, jak powie-
dzialem, o krétkie wypowiedzi, poniewaz pan minister ma dzisiaj do§é ograniczony czas,
a chcieliby§my, zeby byl z nami do konca.

Na poczatek, bardzo prosze, pani prof. Olga Haus, przewodniczaca Polskiego Towa-
rzystwa Genetyki Czlowieka. Bardzo prosze.

Przewodniczaca Polskiego Towarzystwa Genetyki Czlowieka Olga Haus:
Bardzo dziekuje za glos. Panie przewodniczacy, panie ministrze, Wysoka Komisjo, jako
przewodniczaca Polskiego Towarzystwa Genetyki Czlowieka, ktore skupia prawie wszyst-
kich polskich genetykow zajmujacych sie chorobami genetycznymi, zar6wno od strony
klinicznej, jak i od strony diagnostycznej, chcialabym przede wszystkim wyrazi¢ radosé
z tego, ze ustawa powstala, powstaje i jest finalizowana. Mamy nadzieje, ze niedlugo
wejdzie w zycie. Dla nas wszystkich jest to bardzo radosna chwila.

Moze dla przypomnienia powiem, co to sg choroby rzadkie. To ciezkie i prze-
wlekle choroby, ktorych czestos¢ w Europie wedlug definicji wynosi co najwyzej
1 na 2000 mieszkancéow danej populacji. To jest czestos¢ kazdej pojedynczej choroby,
ale sumarycznie stanowig 6 do 8% calej populacji, czyli w Polsce przektada sie to
na 2, 3 mln ludzi, czyli jest to olbrzymi problem, zar6wno zdrowotny w spoleczenstwie,
jak i problem spoteczny, problem integracji wszystkich ludzi z chorobami rzadkimi. 80%
chorob rzadkich to choroby o podtozu genetycznym, stad tutaj nasza obecnosé i bardzo
zywy udzial genetykéw w calym tym programie.

Jedng z najwazniejszych spraw, kto wie, czy nie najwazniejszg sprawa, jezeli chodzi
o choroby rzadkie, jest diagnostyczne wykluczenie pacjentow z chorobami rzadkimi.
O co tutaj chodzi? O ile chorzy z powszechnymi chorobami majg bardzo latwy dostep
do diagnostyki, a testy sg stosunkowo tanie i robi sie je dosy¢ masowo, o tyle chorzy
z chorobami rzadkimi nie majg tak tatwego dostepu. Przez to choroby rzadkie sg nazy-
wane rowniez chorobami sierocymi, dlatego ze nie interesujg sie nimi i nie chcg sie nimi
zajaC ani lekarze roznych specjalnoSci, ani firmy farmaceutyczne, tak ze chorzy przecho-
dzg calg odyseje diagnostyczng — tak to nazywamy — bigkaja sie od jednego specjalisty
do drugiego i wykonujg dziesiatki badan, ktore najczesciej sa do niczego niepotrzebne
i nie przyblizajg diagnozy. To sg r6zne badania, np. badania obrazowe itd. Czasami
kosztuja tysigce ztotych. W gre wchodzg rowniez zupelnie proste, tradycyjne badania
genetyczne, ktore tez nie dajg odpowiedzi na pytanie o kazda chorobe rzadka, czyli nie
sa wlaSciwym narzedziem do rozwigzania problemu diagnostycznego w kazdej chorobie
rzadKkiej.

OczywiScie sytuacje moze zmienic dostepno$¢ nowoczesnych metod calogenomowych
badan pacjentow, natomiast one musialyby by¢ dostepne. Powiedzmy sobie, ze genetycy
w laboratoriach sg jak najbardziej przygotowani do stosowania tych metod, jezeli uda
sie zdoby¢ finanse. Te metody sg stosowane, natomiast ciagle jest problem refundacji.
Badania kosztujg, powiedzmy, ze cytogenetyczne i molekularne, od 2 do 5,5 tys. z1, czyli
z punktu widzenia ogélnych funduszy medycznych nie sg to tak drogie badania, ale
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z punktu widzenia pacjentow sg to bardzo drogie badania. Koszty te wydaja sie wyso-
kie, ale jezeli zsumowalibySmy koszt wszystkich badan niegenetycznych i pro§ciutkich
badan genetycznych, okazaloby sie, ze ich koszt znacznie przewyzszy 5 tys. z1, czyli te
koszty, ktore placitoby sie za badanie calego genu, czyli badanie WES. Przy czym badania
calogenomowe dajg odpowiedZ na wiekszo$¢ pytan, ktore stawiamy, przeprowadzajac
diagnostyke danego pacjenta z chorobg rzadka, tak ze to jest dobry §rodek do rozpozna-
nia choroby rzadkie;j.

Rozpoznania takie i zlecenia takich badan mozna stawiac nie tylko w o$rodkach eks-
perckich. Kazdy genetyk jest przygotowany do stawiania takich pytan, do kierowania
na badania i do wykonywania takich badan. Sg to wiec nie tylko oSrodki eksperckie, ale
i poradnie genetyczne, a takze laboratoria diagnostyczne, oczywiscie rekomendowane
przez odpowiednie os$rodki. Jak najszybsze wprowadzenie nowoczesnej diagnostyki
i objecie jej refundacjg NFZ pozwolitoby na osiaggniecie przez pacjentéw szybkiej Sciezki
diagnostycznej i oszczedzenie im wielokrotnych wizyt w jednostkach stuzby zdrowia,
a stuzba zdrowia tez oszczedzitaby na nadmiernych kosztach, zupetnie niepotrzebnych
w przypadkach takiej diagnostyki.

Niestety dopoki nie ma refundacji, chorzy sg skazani na odyseje diagnostyczng. Malo
kogo z pacjentéw sta¢ na prywatne wykonywanie takich badan, czyli wydanie kilku
tysiecy zlotych. Ci, ktorych staé, robia je sami, a ci, ktérych nie stac, latami czekaja
na postawienie wlasciwej diagnozy. To rowniez stwarza nier6wnosci w samej grupie cho-
rych z chorobami rzadkimi, nie tylko pomiedzy chorymi z chorobami rzadkimi i chorymi
z powszechnymi chorobami, ale réwniez w obrebie grupy choréb rzadkich. Ci, ktorzy
majg pienigdze, kupig sobie badania, a ci, ktorzy pieniedzy nie maja, niestety sobie nie
kupia. Dlatego to powinno by¢ refundowane.

Wszystkim nalezy sie wlasciwa diagnostyka i wobec tego czekamy na jak najszybsze
objecie nowoczesnych badan diagnostyki genetycznej refundacjg, co powinno zaowoco-
wac szybszym postawieniem diagnozy, a co za tym idzie adekwatng opiekg medyczna
nad tymi chorymi, a przez odpowiednig opieke medyczng takze odpowiednim lecze-
niem, jak réwniez pelniejsza integracjg chorych z chorobami rzadkimi w spoleczenstwie.
To w zasadzie tyle. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo, pani profesor. Teraz o zabranie glosu poprosze panig prof. Latos-Bie-
lefiska. Bardzo prosze.

Kierownik Katedry i Zakladu Genetyki Medycznej w Poznaniu Anna Latos-Bielenska:

g.k.

Panie przewodniczacy, panie ministrze, Wysoka Komisjo, bardzo dziekuje za mozliwos¢
zabrania glosu. Réwniez dolgczam sie do podziekowan prof. Haus za to, ze Narodowy
Plan dla Chorob Rzadkich powstaje i jest wdrazany. Byl on bardzo wyczekiwany przez
pacjentow. Byl tez bardzo wyczekiwany przez lekarzy, wérdd lekarzy chyba najbardziej
przez lekarzy genetykéw, dlatego ze 80% chorob rzadkich to choroby genetyczne.

Jesli szacuje sie, ze 6 do 8% populacji choruje na chorobe rzadka, to w naszym kraju
zyje ok. 2,5 mln oséb z chorobg rzadka. Nasuwa sie jednak pytanie o to, gdzie oni wszyscy
sa. Nie widzimy ich, bo wiekszo&c¢ z nich nie ma rozpoznania. Nie ma rozpoznania z tych
powodow, o ktérych juz powiedziala prof. Olga Haus. Oni krazg w systemie ochrony
zdrowia pod r6znymi nieprawidlowymi, niewlaSciwymi rozpoznaniami i tym samym nie
majg wlaSciwej opieki medycznej. Jest to wielkie obcigzenie dla tych chorych, dla ich
rodzin i generuje to bardzo duze, a niepotrzebne koszty dla systemu ochrony zdrowia.

Poprawa diagnostyki, zwlaszcza diagnostyki genetycznej, to zatem najwazniejszy
punkt planu. Méwie to z uwaga, ze diagnostyka powinna by¢ nie tylko w oSrodkach
eksperckich. Jest ona przeciez prowadzona w poradniach genetycznych. W calej Pol-
sce w poradniach genetycznych lekarze genetycy potrafig rozpoznawaé choroby rzadkie
i po skierowaniu, po rozpoznaniu choroby rzadkiej oczywiScie skieruja do odpowiedniego
osrodka eksperckiego do calozyciowej opieki nad pacjentem.

Jest jeszcze jedna przyczyna tego, ze nie widzimy pacjentow z chorobami rzadkimi
i w ogoéle nie wiemy, ilu ich jest. To jest wlasnie brak rejestru dla wiekszosci choréb rzad-
kich. Bardzo ciesze sie, ze Narodowy Plan dla Chor6b Rzadkich ma to zmieni¢. Rejestr
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ten jest bardzo wazny. On jest wlasSciwie zawsze tam, gdzie powstaje Narodowy Plan dla
Choréb Rzadkich. Taki rejestr jest sercem catego planu. Rejestr jest wazny dla pacjentow,
jak rowniez dla klinicystéw, dla naukowcow, dla organizatorow stuzby zdrowia, nawet
dla przedsiebiorcow i oczywiscie dla rzadzacych.

Bardzo wazne jest tutaj wspoéldzialanie z organizacjami pacjentow. Rejestr zostal
zaplanowany tak, zeby spelnial szereg funkgji: nie tylko epidemiologiczng i organiza-
cyjna, ale takze kliniczna, naukows i spoleczng.

Tworzenie rejestrow choréb rzadkich jest trudne. W krajach UE rejestry powstajg
bardzo wolno. Chciatabym powiedzie¢, ze po wdrozeniu Narodowego Planu dla Cho-
rob Rzadkich Polska ma szanse by¢ liderem w obszarze rejestréw, dlatego ze w Polsce
sa wyjatkowe warunki dla utworzenia rejestru chorob rzadkich. Przede wszystkim jest
jeden platnik publiczny, jakim jest NFZ. W centrum zdrowia jest platforma P1 i jest
wreszcie Polski Rejestr Wrodzonych Wad Rozwojowych. Rejestr ten prowadzony jest
od 25 lat na Uniwersytecie Medycznym w Poznaniu, obejmuje caly kraj i jest najwiek-
szym rejestrem wad Unii Europejskiej. Wielokrotnie potwierdzil swojg przydatnosc,
ma liczne zadania, przede wszystkim stale monitoruje ewentualne zagrozenia muta-
genne i teratogenne i bada przyczyne wad wrodzonych, ale poniewaz 20 do 25% procent
chorob rzadkich jest zwigzanych z wadami wrodzonymi, silg rzeczy rejestr ten jest row-
niez rejestrem dla tej grupy choréb rzadkich.

Aktualnie dzieki temu rejestrowi mamy w Polsce informacje juz o 15 tys. dzieci
z rzadkim zespolem wad i 0 40 tys. dzieci z pojedynczg wada wrodzong, ktora nalezy
do choréb rzadkich. Przykladem takiej wiasnie wady wrodzonej, ktora jest zarazem cho-
roba rzadka, jest rozszczep kregostupa. Dzieki rejestrowi wiemy, ze w Polsce aktualnie
rodzi sie ok. 120 dzieci z rozszczepem kregostupa.

Chciatabym zwrécié szczegolng uwage na te wade, na te chorobe rzadka, bo jest
to choroba ciezka. 90% 0s6b z rozszczepem kregostupa nie moze chodzi¢, musi korzystac
z wozka inwalidzkiego i ma tzw. pecherz neurogenny, a przez to nie moze w spos6b natu-
ralny oddawac moczu i co kilka godzin musi sie cewnikowaé. Bardzo wazny jest rodzaj
cewnika. Pacjenci iich rodzina, a takze dr Piotr Gastol, konsultant krajowy urologii
dzieciecej, i Medyczna Racja Stanu apelujg o pelng refundacje cewnikéw hydrofilowych.
Aktualne rozporzadzenie mowi, ze pacjent ma doptacaé 30%.

Nasuwa sie refleksja, ze postep w opracowywaniu terapii dla choréb rzadkich, w tym
terapii genowej, jest wielka nadziejg dla chorych. Z wielkg nadziejg obserwujemy prze-
ciez spektakularne efekty terapii rdzeniowego zaniku mies$ni, ale nie mozna przy tym
zapominaé o chorobach rzadkich, w ktérych czasem bardzo potrzebne sg bardzo pro-
ste §rodki, jak np. wspomniany wlasciwy cewnik. Dzieki temu znaczgco poprawiajg one
jakos¢ zycia osoby chore;j.

Zwrocitabym sie z gorgca prosba, zeby decyzja o pelnej refundacji cewnikéw hydro-
filowych byla widomym znakiem, ze Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich juz teraz
pacjentom z chorobami rzadkimi zaczyna przynosi¢ zmiany na lepsze. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje uprzejmie. Teraz o zabranie glosu prosze pana prezesa Stanistawa Macko-
wiaka, réwniez cztonka wspomnianego przeze mnie zespolu. Bardzo prosze.
Skoro nie ma pana prezesa, a zakladam, ze jest pani prof. Chrzanowska... Otrzymuje
wiadomo§¢, ze chyba jeszcze sie z nami nie polgczyta. W takim razie teraz oddam glos par-
lamentarzystom. Pierwszy zglosit sie pan posel Hardie-Douglas. Bardzo prosze, panie poSle.

Posel Jerzy Hardie-Douglas (KO):

Dzien dobry panstwu. Krotko referujac przykiad refundacji konkretnego leku, chcial-
bym — mam nadzieje, ze po wyjasnieniach pana ministra — zrozumieé¢ aktualne podejscie
do leczenia choréb rzadkich. Jest taka rzadka choroba, nazywa sie nocna napadowa
hemoglobinuria, w skrocie PNH. Szacuje sie, ze w Polsce choruje na nig 60, 70 oséb.
Obecnie podstawowym lekiem w leczeniu PNH jest ekulizumab, a lek nazywa sie Soliris.
Warto wspomniec, ze lek jest tez stosowany w przypadku leczenia zespolu hemolitycz-
no-mocznicowego.
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23 kwietnia ukazal sie komunikat ministra zdrowia w sprawie refundacji produktu
leczniczego Soliris w leczeniu nocnej napadowej hemoglobinurii. Lek ten byt refundo-
wany chyba od 2018 r. Z komunikatu wynika, iz wobec braku checi obnizenia ceny leku
przez producenta ministerstwo z dniem 1 maja 2021 r. wycofalo sie z refundacji leku
u chorych z nocng napadowa hemoglobinurig. Dalej w komunikacie czytamy: ,Warto
podkresli¢, ze pacjenci, ktorzy rozpoczeli terapie ze stosowaniem leku Soliris, beda mogli
ja kontynuowac. Aby to bylo mozliwe, producent powinien zlozyé wniosek do prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia o dalsze finansowanie terapii wskazanym lekiem, zgod-
nie z art. 27 ustawy z dnia 14 sierpnia 2020 r. o zmianie niektérych ustaw w celu zapew-
nienia funkcjonowania ochrony zdrowia w zwigzku z epidemig COVID-19 (...). Za zgoda
ministra zdrowia, wydana na wniosek prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia, terapia
moze by¢ finansowana przez NFZ na dotychczasowych warunkach”.

W zwigzku z tym zwracam sie do pana ministra z pytaniami. Co maja zrobic pacjenci,
ktorym przerywa sie terapie wlasciwie jedynym skutecznym lekiem, ekulizumabem,
w przypadku gdy producent leku nie zlozy wniosku o dalsze finansowanie terapii? Czy
nie zaszla pomytka w tekscie komunikatu? Pytam, poniewaz wydaje mi sie, ze zgodnie
z artykulem, ktéry cytowalem, ustawy o zmianie niektérych ustaw w celu zapewnienia
funkcjonowania ochrony zdrowia w zwigzku z epidemig itd. to pacjent, a nie producent,
powinien zlozy¢ wniosek do prezesa NFZ. Cytuje bowiem ten artykul: ,Jezeli dany lek
traci refundacje, a nie ma innej alternatywy leczenia, pacjenci, ktorzy do tej pory byli
leczeni, bedg miec¢ zapewniony dostep do lekéw az do ukonczenia terapii, ale nie dluzej
niz przez okres roku od dnia zakonczenia obowigzywania decyzji o objeciu refundacja
leku”. Chce powiedzieé, ze tutaj jest leczenie, ktére trwa do konica zycia.

Ostatnie pytanie: Dlaczego ministerstwo wycofuje sie z refundacji w przypadku cho-
rych na PNH, a nie robi tego u chorych na tzw. aHUS, czyli zesp6t hemolityczno-mocz-
nicowy, rowniez chorobe rzadka, ktora jest leczona tym samym lekiem? Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Uprzejmie dziekuje. Jest kilka kolejnych zgloszen. Poniewaz, jak sygnalizuje, pan poset
Zimoch chce zabraé glos w tej samej sprawie, prosze, panie po§le, o krotkg wypowiedz
poza kolejnoScig. Bardzo prosze.

Posel Tomasz Zimoch (Polska2050) — spoza skladu Komisji:

g.k.

To teraz wypowiem sie w tej sprawie, a po6zniej, w kolejce, znowu poprosze o glos. Bardzo
ciesze sie, ze mdj kolega z law sejmowych, pan dr Jerzy Hardie-Douglas poruszy! ten
temat. W kwietniu, kiedy cala sprawa stala sie glo$niejsza, zglositem w ministerstwie
pisma. Wystgpitem z interwencjg poselskg do pana ministra Macieja Mitkowskiego.
Nawet nie styszalem, ze istnieje taka choroba jak nocna napadowa hemoglobinuria, cho-
roba ciezka, ktora bez stosowania leku jest wrecz chorobg §miertelng. Wszystko dlatego,
ze napisata do mnie jedna z pacjentek: ,Blagamy o pomoc, interwencje, bo odebranie
leku Soliris i pozostawienie nas, chorych bez dostepu do leczenia bedzie oznaczato dla
nas wyrok $mierci”.

Dobrze sie stalo, ze w ostatnich godzinach kwietnia wydano odpowiednie zarzadzenia
i na podstawie ustawy covidowej terapia dla oséb objetych leczeniem Solirisem zostala
przedtuzona o rok. Co jednak bedzie dzialo sie z pacjentami, u ktorych choroby tej do dzi-
siaj nie zdiagnozowano? Jak w zwigzku z planem choroéb rzadkich przebiega caly plan
zwigzany z nocng napadowg hemoglobinurig? Czy do 1 lipca, kiedy znowu bedzie przed-
stawiona lista lek6w refundowanych, bedg zakoniczone rozmowy miedzy ministerstwem
a producentem leku, amerykanskg firmg Alexion, by ten lek, jeden z najdrozszych lekow
Swiata, powrdcil na liste lekow refundowanych?

Panie ministrze, czy orientuje sie pan, jak w tej chwili przebiegaja negocjacje, jesli
chodzi o drugi lek, ktory mogltby by¢ stosowany przy leczeniu nocnej napadowej hemo-
globinurii, Ultomiris, lek, ktory zostal juz zgloszony przez firme Alexion, by pacjentéw
nie pozostawic¢ samych sobie? Powiadam, to grupka mniej wiecej tylko 50 pacjentow
w Polsce. Nie mozna pozostawi¢ ich samych sobie. Po pierwsze nie mogg czu¢ sie nie-
pewni, ze terapie przedluzono im tylko o rok, a po drugie, nie moze by¢ takiej sytuacji,
ze u nowo zdiagnozowanych osob z tg chorobg terapia nie bedzie mogta by¢ zastosowana.
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Pytam wiec przede wszystkim o to, w jakiej fazie sg rozmowy negocjacyjne z firmg. Czy
Soliris wroci na liste lekéw refundowanych? Co z Ultomirisem? Z sejmowych taw blagam
0 pomoc w imieniu chorych na nocna napadowg hemoglobinurie. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo. Nie chcialem panu postowi przerywaé, ale pewng rzecz musze tutaj
skomentowac. Pozwodlcie panstwo. Dwie sprawy. Po pierwsze, nastepne osoby, ktore
beda sie wypowiadaé, by¢ moze osoby z réznych organizacji pacjenckich, bardzo prosze,
by postugiwaly sie nazwami chemicznymi lekéw. Nie méwmy o konkretnych firmach,
zeby nikt nie mogt podejrzewac jakiegokolwiek uczestnika dzisiejszego posiedzenia
Komisji o swego rodzaju lobbing na rzecz okreslonej firmy. Mowmy wiec o nazwach che-
micznych, a nie mowmy o producentach. Wigze sie z tym zresztg kwestia publicznego
dopytywania o przynajmniej cze$ciowo albo catkowicie niejawne negocjacje, ktore sg pro-
wadzone, bo znowu chodzi dokladnie o to samo. Powiedzmy jasno, ze tak naprawde cho-
dzi o per saldo setki milionéw zlotych, wiec drgniecie o 1% to sg tez miliony ztotych.
To jest pierwsza sprawa.

Druga uwaga, o ktorg gorgco wszystkich panstwa prosze, jest taka, ze mamy pewng
ogolna dyskusje na temat ogdlnych kierunkéw, ktére sg przyjete, jezeli chodzi o plan dla
choréb rzadkich. Mamy ogromng okazje, aby w skutek tej dyskusji pan minister wraz
z zespolem mogt na tym etapie zaproponowaé¢ ewentualng korekte. Obiecuje panstwu,
ze gdy plan dla choréb rzadkich bedzie juz wdrozony, bedziemy mogli zrobi¢ kolejne
posiedzenie Komisji, na ktorym bedziemy mowié o ogblnych jednostkach chorobowych
1 poszczegblnych lekach. Teraz skorzystajmy z mozliwosci, ze systemowo to bedzie jak
najlepiej zorganizowane. Tyle z mojej strony.

Pierwsza zgtaszala sie pani posel Dziuk. Nie zauwazylem pani na liscie. Bardzo pro-
sze, pani posel, oddaje glos.

Posel Barbara Dziuk (PiS):

Panie przewodniczacy, panie ministrze, Wysoka Komisjo, pozdrawiam jeszcze ze szpi-
tala. Caly czas dochodze do zdrowia, ale wszystko jest na dobrej drodze. Jak zakonczy-
tam prace w Komisji Zdrowia, tak réwniez powro6t do zdrowia i do czynnej pracy posta
zaczynam od Komisji Zdrowia, tak ze, panie przewodniczacy, bardzo serdecznie wszyst-
kich pozdrawiam.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

My réwniez pozdrawiamy panig posel. Zyczymy zdrowia.

Posel Barbara Dziuk (PiS):
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Z wielka wdziecznoS$cig i podziwem za konsekwencje obserwuje i wspieram prace Mini-
sterstwa Zdrowia, ktorych final obserwujemy dzisiaj w przedstawionych rozwiazaniach
organizacyjnych i finansowych dla choréb rzadkich. To plan konkretny, bo profesjonalna
pomoc dla pacjentéw musi by¢ wiasnie konkretna, a nie werbalna.

Dwa lata temu wspolnie z postami podjetam dialog z organizacjami pacjentow, z rodzi-
cami, ktorzy opiece nad swoimi chorymi dzie¢mi po$wiecajg cale zycie. To wtedy zorgani-
zowaliémy w Sejmie wystawe ,,Rzadko spotykani”, by przerwac trwajace ponad dekady
milczenie otaczajgce choroby rzadkie.

Dziekuje ekspertom. Dziekuje panu przewodniczacemu Komisji Zdrowia, jak row-
niez ministerstwu za wsparcie merytoryczne dla Parlamentarnego Zespotu ds. Choréb
Rzadkich. ZaproponowaliSmy nowy model jego pracy oparty na systematycznej analizie
potrzeb chorych w zakresie fizjoterapii, rehabilitacji, farmakologii, opieki spoteczne;.
Dzi$ posiedzenia i spotkania eksperckie uczestnikow zespotu parlamentarnego odbywaja
sie w trybie cigglym. JesteSmy wsparciem zarowno dla komisji, jak i dla ministerstwa.

Pragne zapewnié, ze bede przedstawiaé wnioski zespolu parlamentarnego z tych
obszaréw. Celem jest uporzagdkowanie wszystkich elementéw opieki nad pacjentami,
od spraw codziennego zabezpieczenia bytowego i medycznego, przez zredukowanie obo-
wigzkow administracyjnych dla tej grupy chorych, az do profesjonalnej analizy nowych
terapii, tych, ktore daja nadzieje na wyleczenie. Na szczeScie dzieki postepom nauki
i ekspertom terapie pojawiajg sie.

g.k.
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Tak jak powiedzialam, pragne podziekowac rzadowi, panu ministrowi za stworze-
nie ram organizacyjnych i finansowych dla powstania nowoczesnego systemu lecze-
nia choréb rzadkich. Wiele jest jeszcze przed nami, ale ciesze sie, ze ten dialog jest,
ze mozemy na posiedzeniu Komisji Zdrowia wspélnie analizowac i wspolpracowac dla
dobra pacjenta, bo przeciez pacjent jest najwazniejszy i komfort zycia rowniez jest naj-
wazniejszy, o czym przekonalam sie nie tak dawno.

Podsumowujac mojg wypowiedz, nie chce stawia¢ pytan, bo pan minister wie, ile
rzeczy trzeba jeszcze zrobi¢, ma konkretng wizje. Chce tylko podkresli¢, ze rzadko spo-
tykani nie moga by¢ zapomniani. Przykladem tego jest dzisiejsze posiedzenie Komisji
Zdrowia, za co bardzo dziekuje panu przewodniczacemu. Jestem zawsze do dyspozycji.
W tym zakresie i w tej dziedzinie bede rowniez wspieraé i pomagaé, zeby rozwigzania
byly dobre. Pozdrawiam.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Dziekuje uprzejmie. Prosze panstwa o nieco krotsze wypowiedzi, dla-
tego ze czas mamy jednak ograniczony. Bardzo prosze, pani poset Zawisza.

Posel Marcelina Zawisza (Lewica):
Szanowny panie przewodniczacy, szanowny panie ministrze, chyba mnie nie widag¢, ale
mam nadzieje, ze mnie sltychac.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Nie wida¢ pani posel, ale dobrze panig stychaé. Prosze kontynuowac.

Posel Marcelina Zawisza (Lewica):
W planie choréb rzadkich uwzgledniono, i bardzo dobrze, tworzenie oérodkow eksperc-
kich choréb rzadkich, ktore majg zapewnic¢ kompleksowg opieke medyczng w chorobach
rzadkich. Czesto bowiem pacjenci i pacjentki z tymi chorobami odbywajg specyficzne
odyseje diagnostyczne, gdzie zleca sie im niepotrzebnie duzo badan. Wydtuza to czas
do diagnozy i wdrozenia odpowiedniego leczenia i rehabilitacji.

Bardzo dobrze, ze po wielu latach ministerstwo opracowuje plan choréb rzadkich,
jednak prosze o doprecyzowanie, bo to jest troche niejasne, co bedzie dzialo sie z cho-
rymi po trafieniu do oSrodka eksperckiego. Jak ta Sciezka bedzie wygladata, poczynajac
od lekarza pediatry, tzn. od samego poczatku, od pierwszego kontaktu z lekarzem? Jak
bedzie przebiegalo skierowanie do tego oérodka i czy przewidziane sg dziatania eduka-
cyjne dla lekarzy, ktorzy sg lekarzami pierwszego kontaktu, zeby uwrazliwi¢ ich na rzad-
kie choroby, zeby jak najtrafniej i jak najszybciej kierowali swoich pacjentéw i pacjentki
do oSrodkéw pacjenckich? Jak bedzie wygladala ich Sciezka juz pézniej, w samym
oSrodku eksperckim? Prositabym o skupienie sie bardziej na tej pierwszej czeSci, tzn.
na etapie od lekarza pediatry do o§rodka eksperckiego.

Jest ogromna proSha o odpowiedzZ na to, czy sg uwzglednione jakie§ szkolenia dla
e-lekarzy. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje uprzejmie. Pani posel Krystyna Skowronska, prosze uprzejmie.

Posel Krystyna Skowronska (KO):
Panie przewodniczacy, panie ministrze, swoje dzisiejsze wystgpienie rozpoczne od zlo-
zenia zyczen z okazji Miedzynarodowego Dnia Pielegniarek i Poloznych. Sktadam naj-
serdeczniejsze zyczenia. Bez was, panie i panowie pielegniarze i pielegniarki, polozne,
czy polozni, nie wiem...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Bardzo sluszna uwaga. Jezeli pani posel pozwoli, my§le, ze wszyscy dotagczamy sie do tych
zyczen. Dziekuje bardzo. W imieniu catej Komisji dotgczamy sie do zyczen, o ktérych
wspomniala pani posel. Prosze uprzejmie dale;j.

Posel Krystyna Skowronska (KO):
Zatem pozwole sobie, skoro pamietatam, zlozy¢ panstwu zyczenia w tym trudnym cza-
sie. Bez wsparcia tej grupy zawodowej, pielegniarek i potoznych, nie daliby$my sobie
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rady. Pani posel Dziuk pewnie przylaczyla sie dzisiaj do tych zyczen, skoro glos zabie-
rala ze szpitala. Rozumiemy, ze w tym wszystkim wszyscy pracownicy ochrony zdrowia
zastluguja na nasze najwyzsze stowa uznania.

Jestem wdzieczna za posiedzenie i jestem wdzieczna za wszystkie glosy profesoréw
ekspertow w tej sprawie. Nie bede wymadrzac sie nad tym, na czym sie nie znam, ale
bede zadawala takie pytania, na ktérych sie znam. Zal6zmy, ze znamy sie albo wiekszo§é
z nas zna sie na pienigdzach i na zabezpieczeniu potrzeb, a zatem: Na poczatku pan
minister powiedzial, ze Fundusz Medyczny w 2021 r. to kwota przeznaczenia na cho-
roby rzadkie wynoszaca ok. 750 mln z1. Chcialabym zapytac, ile pieniedzy z Funduszu
Medycznego za 2020 r. bylo przeznaczonych na choroby rzadkie.

W wypowiedziach ekspertéw dotyczacych wlasciwego rozpoznawania choréb gene-
tycznych, poprawy diagnostyki i tego, ile jest chorob rzadkich, to wszystko pewnie nas
zadowala. Chcialabym jednak zapytac, czy Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji... Ile z grupy lek6w, o ktore wnosza srodowiska eksperckie, zostato uwzgled-
nionych jako wsparcie, jako leki, ktore podlegaja refundacji, a zatem ktore badania
sg badaniami, ktoére pacjenci mogg przeprowadzic¢?

W tym zakresie pytam po pierwsze, o to, ile indywidualnych wnioskéw o wsparcie
na leczenie chorob rzadkich zastosowano w NFZ, oplacajac leczenia. Ile indywidualnych
wnioskow trzeba bylo rozpatrywaé na dzisiaj, jesli pan minister ma takg informacje,
w biezacym roku, poza normalng procedurg obejmowania grupy chorob rzadkich, ktore
beda objete wsparciem refundowania lekow? Ile tych wnioskéw bylo, jakich choréb doty-
czyly i jaka byla kwota wsparcia?

Jeszcze wazniejsze pytanie jest o to, czy iile, albo dla jakich choréb rzadkich, nie
ma wsparcia ze strony NFZ czy w ramach ogdélnej procedury przy indywidualnym wnio-
sku dotyczacym wsparcia. Mysle, ze to jest dzisiaj rzeczg najwazniejsza. Jesli tych chordb
jest wiecej i trzeba byloby je wymienia¢, poprositabym o udzielenie odpowiedzi na piSmie.

Dzisiaj sformutowalam bardzo niewiele pytan, a zatem panu ministrowi bedzie
tatwo opowiedziec¢ na postawione pytania. Mysle, ze obojetne jest mi, czy przekaze pan
to na sekretariat, czy pan przewodniczacy przekaze mi i wszyscy czlonkowie zapoznaja
sie z odpowiedzig, czy otrzymam te odpowiedz indywidualnie.

To sg zatem rzeczy najwazniejsze. Wazne, zebySmy sie tym zajmowali. Jezeli sg argu-
menty, to wazne jest, ktére z choréb nie majg lekow refundowanych, nie s objete ogél-
nym leczeniem oraz na co mogg liczy¢ pacjenci. To sg moje pytania.

Caly dzien bede skiadala zyczenia pielegniarkom, pracownicom i poloznym. Ostat-
nie zdanie. Nie zapomnijmy, gdy bedziemy rozmawiali o wynagrodzeniach pracownikéw
ochrony zdrowia. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo, pani posel. Od razu $piesze z informacja dla pani posel, ze choréb rzad-
kich jest ok. 6 tys., a wiec odpowiedz dotyczaca 6 tys. réznych jednostek chorobowych
bytaby pewnie niewykonalna. Rozumiem, ze chodzi o pewne pogrupowanie i ewentual-
nie o nieco bardziej ogélne informacje.

Posel Krystyna Skowronska (KO):

Tak, oczywiScie.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Bardzo prosze, pan posel prof. Wojciech Maksymowicz. Prosze uprzejmie.

Posel Wojciech Maksymowicz (niez.):

12

Dzieni dobry. Panie przewodniczacy, panie ministrze, Wysoka Komisjo, pani posel wyprze-
dzila w zyczeniach i mnie, i pana przewodniczacego. OczywisScie przylaczam sie do nich.
Pielegniarki i polozne sg ofiarng, lecz nie zawsze doceniang podporg naszego systemu.
To juz jest przewlekla choroba, bynajmniej nie sieroca.

Jezeli chodzi o meritum sprawy, najpierw chcialem wyrazic stowa uznania dla eksper-
tow, ktorzy wspolnie doprowadzili do tego, zeby taki temat pojawit sie na stole Komisji,
a takze komisji rzagdowej. To jest bardzo cenne. Rzeczywiscie jest pewne zapuszczenie.
Dobrze, ze teraz Sejm i rzad podejmujg te sprawy.

g.k.
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Chcialem tylko zwroci¢ uwage na jeszcze jeden aspekt specyfiki sierocosci tych choréb,
a mianowicie na to, ze sg one na tyle rzadkie, ze typowe dla farmakoekonomii dowody
naukowe w postaci ogromnych liczb 0oséb w badaniach klinicznych nie sprawdzajg sie.
Byta o tym mowa w exposé ministra Gadomskiego, ale dla AOTMiT warto podkreslic, zeby
w sytuacji choréb rzadkich opracowaé nieco inne podejécie, inng procedure, typowa wla-
$nie dla matych liczb przeprowadzanych badan. To sg czesto kilkunasto i kilkudziesiecio-
osobowe grupy chorych. Rowniez randomizowanie jest tutaj dosy¢ trudne, dlatego ze jest
to kwestia etycznego wyboru, czy nie wiedzac, ze co$ moze pomagad, lepiej na pewno nie
podawac i podawac placebo. Przy tak matych liczbach sg to bardzo trudne wybory.

Na pewno powinna wiec mie¢ miejsce pewna specyfika podejScia rowniez we wspot-
pracy z ekspertami. Méwie to na podstawie do§wiadczenia z chorymi ze stwardnieniem
bocznym zanikowym. Ta populacja jest mniej wiecej ponizej 2 oséb na 100 tys. miesz-
kancéw. To bardzo postepujaca choroba, ktora...,...dziedziczone ma potwierdzone tylko
u 10%. Jest to na pewno defekt, ale raczej nabyty. Niejasne sg mechanizmy dzialania,
stad ciagle nie ma skutecznego leczenia. Stad przychylno§é rzadowych agencji, ktore
jednak z drugiej strony pamietaja, ze wynikiem ich decyzji sg konsekwencje finansowe.
Tu zawsze musimy uwazac. Dobrze, ze zajmujemy sie tym w tej chwili. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Bardzo dziekuje. Pan posel Pawel Kowal. Wspomnialem, ze z panem prof. Kowalem
uczestniczyliSmy w debatach dotyczacych wlasnie choréob rzadkich. Panie po§le, oddaje
panu glos. Prosze bardzo.

Posel Pawel Kowal (KO):

g.k.

Dziekuje bardzo. Tak, nalezy powiedzieé¢, ze w Srodowisku Medycznej Racji Stanu
od kilku lat méwiliSmy o tym jako o jednej z najwazniejszych rzeczy. Nie bede skupiat
sie na sprawach Sci§le medycznych, dlatego ze nie jest to moja domena. Zwréce uwage
na kilka spotecznych aspektow chorob rzadkich.

Po pierwsze, zawsze postulowaliSmy inne podejscie, dlatego ze w chorobach rzad-
kich jest ta szczegolna rola losu, a w zwigzku z tym szczegélna tez rola instytucji pan-
stwowych, spoleczenstwa, a w zwigzku z tym tez etyczne zobowigzanie, co podkresla
w swoich dokumentach m.in. Stolica Apostolska. Dyskutowaliémy o tym takze z przed-
stawicielami Stolicy Apostolskiej, zwracajac uwage na to, ze mamy etyczne zobowigzanie
do zadbania o pacjentéw, u ktorych wykryto choroby rzadkie.

Choroby te maja tez taka specyfike, ze duza role w propagowaniu wsparcia dla chorych
odgrywaja organizacje spoteczne. W konkluzji doceniajac i podkre§lajac dzisiaj, ze wiele
osiaggniec, jesli chodzi o znalezienie §rodkow na refundowanie lekéw, majg organizacje
spoleczne, dziennikarze, liderzy opinii, trzeba o nich wszystkich dzisiaj powiedziec.
Z tego miejsca chciatbym im podziekowac, bo widze, jak duzo dobrego stalo sie w tej
sprawie wlasnie dzieki propagowaniu wiedzy o chorobach rzadkich. Samorzady bardzo
powaznie w to sie wigczyly. Ostatnio, przy okazji dni poswieconych chorobom rzadkim,
widzieliSmy, jak samorzady wielkich i mniejszych miast pokazywaly gesty solidarnosci,
propagujac wiedze na ten temat wérdd spoleczenstwa.

Diagnostyka genetyczna to kluczowa sprawa. Mowila o tym pani profesor. Refundacja
jest tutaj sprawg najwazniejsza.

dJezeli chodzi o cewniki, o ktérych bylo juz powiedziane, chciatbym wesprzeé ten glos
i powiedzieé, ze 70% refundacji to za mato. Koszty leczenia i obstugiwania choroéb rzad-
kich i pacjentow z chorobami rzadkimi czesto sg bardzo duze, bardzo obcigzajace i tra-
fiaja szczegolnie na biedniejsze rodziny.

Mam watpliwoSci, czy srodkéw z Funduszu Medycznego wystarczy na to, by na wia-
Sciwym poziomie zadbac¢ o chorych na choroby rzadkie, szczegélnie ze tendencja jest
jednak taka, zeby umozliwia¢ im korzystanie z kolejnych procedur medycznych, umoz-
liwia¢ im dostep do kolejnych lekow, ktore bywajg bardzo drogie. Moje pytanie do pana
ministra — na ile Fundusz Medyczny to uniesie, biorac tez pod uwage zobowiazania, jesli
chodzi o pacjentow onkologicznych? Uwazam, ze tutaj powinniémy w wiekszym stopniu
siegngé¢ do Funduszu Odbudowy.

13




PELNY ZAPIS PRZEBIEGU POSIEDZENIA:
Komisyi ZorowiA (NR 73)

Powinniémy myéle¢ takze strategicznie, w kontekécie przeznaczenia $rodkéw na to,
co dzisiaj nazywa sie medycyng szytg na miare. W wielu sprawach w kontekscie cho-
rob rzadkich ona moze by¢ sposobem na to, by skutecznie leczy¢, a przede wszystkim
w odpowiednim momencie skutecznie diagnozowac. Jest zatem pytanie do pana mini-
stra, na ile podejscie takie, ze nie tylko reagujemy na choroby i na przypadki, z ktérymi
juz sie zetkneliSmy, ale takze jesteSmy w stanie widzie¢ to w szerszym, bardziej stra-
tegicznym kontekscie, podej$é¢ do zdrowia wlaénie jako do elementu bezpieczenstwa
narodowego i przeznaczy¢ $rodki konkretnie na organizacje nowoczesnych osrodkow
badawczych... Wiem, ze wielu polskich lekarzy, wybitnych specjalistow, takich poznatem,
pracuje w takich osrodkach na §wiecie. Oni chcieliby, by takze w Polsce mogli kontynu-
owac swoja prace zawodowa.

Na koncu jest kwestia Europejskiej Unii Zdrowotnej. To postulat, ktory dotyczy
Medycznej Racji Stanu, wielokrotnie o tym moéwiliSmy, ale to takze postulat, ktory moze
by¢ powigzany z budowaniem dostepu do nowych i skuteczniejszych terapii, jesli chodzi
o choroby rzadkie i choroby ultrarzadkie. Temat Europejskiej Unii Zdrowotnej udato
sie juz zasia¢. On w réznych miejscach kietkuje. R6zne organizacje spoleczne i poli-
tycy zaczynaja wypowiadac sie na ten temat, wiedzac, ze taka konstrukcja jest mozliwa
w prawie europejskim na zasadach podobnych jak unia energetyczna.

Chcialbym o tym powiedzie¢ i zapyta¢ pana ministra, na ile dzisiaj mozliwe jest,
by w spos6b bardziej zorganizowany i zdecydowany takze z Polski poplynely propozy-
cje zacieSnienia wspolpracy na poziomie europejskim, jesli chodzi o kwestie zdrowia,
a w tym przypadku, je§li chodzi konkretnie o kwestie chordob rzadkich i ultrarzadkich.
Mam na myséli zar6wno badania, wspdlne zakupy, jak i dostep do nowych procedur. Dzie-
kuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje uprzejmie. Szanowni panstwo, obiecatem, ze glos bedzie miat jeszcze pan poset
Zimoch, ale, panie posle, bardzo prosze kréciutko, bo juz zabieral pan glos. Nie chce,
zebySmy powielali swoje wypowiedzi.

Posel Tomasz Zimoch (Polska2050) - spoza skladu Komisji:
Bardzo dziekuje, panie przewodniczacy. Postaram sie naprawde krotko, w ekspresowym,
sportowym tempie. Kto§ kiedys powiedzial, ze by mowic o sprawach ogolnych, nie wolno
zapominac¢ o szczegoélach. Mysle, ze dlatego byla poruszana sprawa cewnikow, a takze
nocnej napadowej hemoglobinurii. Panie przewodniczacy, prosze ani posta Hardiego-Do-
uglasa, ani mnie nie probowaé oskarzac o jakis...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Nie, méwitem to naprawde z sympatia, panie poS§le. Nie oskarzam, raczej uczulam
na pewng delikatno$c w tej sprawie.

Posel Tomasz Zimoch (Polska2050) - spoza skladu Komisji:
Tak, tylko ze i pan posetl Hardie i ja wymieniliSmy jedyny lek, ktory stosowany jest
na rynku dla chorych na PNH.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Panie posle, tylko ze pan w przeciwienstwie do pana posta postuzyl sie nazwg firmy.
Chodzi mi tylko o to, zeby pan tego nie robit.

Posel Tomasz Zimoch (Polska2050) — spoza skladu Komisji:

Totez powiem dlaczego: bo warto, by ministerstwo, firma i pacjenci chorujacy na te cho-
robe spotkali sie i rozmawiali. Bede do tego dazyl.

Mam pytanie. Panie ministrze, czy w zwigzku z Narodowym Planem dla Choréb
Rzadkich oprécz tej ustawy bedg od razu przygotowane odpowiednie akty wykonawcze?
Czy bedzie zmiana i jaka$ reforma podejscia Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, je§li chodzi wla$nie o ocene farmakologiczno-ekonomiczng?

Jak sygnalizujg oSrodki choréb rzadkich, obecny system nie jest dostosowany do lekow
stosowanych w chorobach rzadkich. Potrzeba chyba wyzszych wskaznikow efektywno-
Sci kosztowej, dlatego bardzo chcialbym, zeby pan minister opowiedzial na ten temat.
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OczywiScie sg $rodki z Funduszu Medycznego, jest Narodowy Fundusz Zdrowia, ale jest
takze pytanie do pana ministra o to, czy nie warto zagwarantowac, zapewnic, walczy¢
o wspolfinansowanie z budzetu, z innych resortéw niz tylko resort zdrowia, bo przeciez
oprocz leczenia mamy tu jeszcze kwestie spoleczne, edukacyjne. Czy Ministerstwo Zdro-
wia potrafi to wszystko udzwignac?

OczywiScie jest tez to, o czym wiele os6b juz moéwito. Jak wygladac bedzie polepszenie
diagnostyki? Jak ja polepszyc? Jak bedzie zagwarantowana sprawna diagnostyka? Wszy-
scy wiemy, ze obecnie niezwykle utrudniony jest dostep do procedur diagnostycznych,
ktére pozwalajg na rozpoznawanie choroby rzadkiej. Jest to zwigzane takze z brakiem
czujnosci lekarzy, a przyklad, o ktérym juz tu méwiliSmy, przykiad nocnej napadowej
hemoglobinurii, moze najlepiej to potwierdzic...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Panie posle, mialo by¢ krotko jak komentarz do biegu na sto metréow.

Posel Tomasz Zimoch (Polska2050) — spoza skladu Komisji:

... bo miesigcami nie mozna zdiagnozowac pacjentéw. Dziekuje bardzo, wlasnie skon-
czylem.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

g.k.

Dziekuje. Szanowni panstwo, na koniec wypowiedzi postéw odniose sie teraz do kwe-
stii zwigzanych z dzisiejszym posiedzeniem Komisji. Widze, ze mam jeszcze zgloszenia
zaproszonych goéci. Przypominam, ze jezeli eksperci juz sie polaczyli i cheg zabraé glos,
to oczywiscie czekamy na takie wypowiedzi.

Szanowni panstwo, sg dwa aspekty sprawy. Jeden jest zwigzany z tym, o czym moéwi
wiekszo§¢ z panstwa, czyli sa to kwestie zwigzane z terapia w poszczegélnych schorze-
niach. Jest ich, jak powiedzialem, 6 tys. Eksperci, profesorowie mogg poprawic, dopre-
cyzowac, jakie sg najnowsze dane. By¢ moze rozpoznanych choroéb jest jeszcze wiece;.

Kwestia leczenia w tych poszczegolnych chorobach jest natomiast bardzo rézna.
Sa sprawy oczywiste, o ktorych moéwili tez m.in. panstwo, gdzie jest udowodniona,
sprawdzona i potwierdzona skutecznosc¢ okreslonych terapii czy tez potrzeba zaopatrze-
nia w okreslone §rodki medyczne. Sg tez terapie, ktorych skutecznoséé jest dosé dysku-
syjna. Nie chciatbym, abySmy bardzo szczegbélowo rozmawiali teraz o poszczegolnych
jednostkach chorobowych, dlatego ze wérod zaproszonych przedstawicieli réznych grup
pacjentow bedzie by¢ moze przekonywanie do refundacji réznych innych §wiadczen,
choé to, o czym panstwo powiedzieliScie, jest oczywiScie stuszne. Podpisuje sie pod tym,
dlatego zalezalo mi na tym, by byl tutaj przedstawiciel NFZ, zeby byl przedstawiciel
AOTMIT. Instytucje te biorg udzial w ewentualnej korekcie rowniez planow zwigzanych
z refundacjg i finansowaniem.

Tak jak méwilem wczesniej, skorzystajmy z okazji, jezeli chodzi o pewne ogolne zato-
zenia planu dla choréb rzadkich. Szanowni panstwo, gdzie widze tu potrzebe zwrocenia
szczegoblnej uwagi na pewne rozwigzania? Po pierwsze bardzo dobrze, ze taki plan zostat
przygotowany, tak jak méwilem na poczatku, i ze ma na poczatek okreslone wysokie
finansowanie. Jest mowa o osrodkach eksperckich i bardzo dobrze, natomiast badZmy
tutaj precyzyjni, pewne rzeczy wyjasnijmy i postarajmy sie, aby wszystko to stalo sie
rzeczywistym sukcesem.

Na pewno w o§rodkach eksperckich po zdiagnozowaniu nalezy wprowadzi¢ leczenie.
Pewnie bedzie tu jaka$ specjalizacja, bo nie kazdy osrodek bedzie od wszystkiego, wiec
to tez bedzie pewnie jako$ podzielone pomiedzy tymi oérodkami. Réwnie wazng rzecza
jest natomiast to, aby mozliwie jak najwczes$niej, jak najskuteczniej i jak najszybciej
przeprowadzi¢ diagnostyke.

Nie ulega watpliwosci, ze jezeli moéwimy o 6 do 8% populacji, to wystanie, nawet
od razu, przez lekarza rodzinnego — nawigzuje do tego, o czym moéwila pani posel Zawi-
sza — bez rozpoznania, ale tylko z jakim§ podejrzeniem, do kilku o§rodkéw eksperckich
spowoduje, ze za kilka lat stwierdzimy, ze mialo by¢ lepiej, a jest gorzej, dlatego ze wtedy
kolejka sie wydluzy. Przeciez miejsc, gdzie mozna przeprowadzi¢ poglebiong diagnostyke
genetyczng, poradni genetycznych chociazby, jest w Polsce bardzo wiele.

15




PELNY ZAPIS PRZEBIEGU POSIEDZENIA:
Komisyi ZorowiA (NR 73)

Istotng sprawa jest po pierwsze to, o co pytala pani poset Zawisza, ale o czym mowili
tez eksperci, zeby mozliwie wcze$nie pokierowac na wlasciwa diagnostyke. Sg przypadki
takie, ze komus robiono 20 razy rezonans magnetyczny, zanim kto$ w koncu wpadt na to,
ze to moze by¢ choroba genetyczna i nalezy te osobe skierowaé na wlasciwe badanie,
ktore tak naprawde zakonczylo etap diagnostyki. Abstrahuje teraz od tego, czy w danym
przypadku choroby rzadkiej mozna bylo wdrozy¢ jakies leczenie i czy ono jest mozliwe,
czy nie, natomiast tyle trwala sama diagnostyka i oczywiscie byla ogromnie kosztowna.

Dlatego wazne jest, zeby po pierwsze lekarze rodzinni i nie tylko, bo takze pediatrzy
i lekarze innych specjalnosci, potrafili we wiaSciwym momencie, mozliwie jak najwcze-
$niej nabrac podejrzenia, ze to moze by¢ choroba rzadka, ze nalezy przeprowadzié¢ dia-
gnostyke, przede wszystkim genetyczna, aby te droge skroci¢. To, co bedzie dzialo sie
pozniej, to, co bedzie pdzniej oparte o rejestr, ktéry powstanie, i dalsze terapie w osrod-
kach wiodgcych to zupelnie inna historia. MyS§le, ze nie powinni$émy myli¢ tych dwoch
rzeczy, dlatego ze mySlenie, ze wszystko zalatwi wylacznie kilka oSrodkéw wiodacych,
bedzie ztudne i bledne, dlatego ze one sa od realizacji troche innych zadan, przynajmniej
tak to widze.

Szanowni panstwo, pani posel pytala o wlasciwa edukacje. Trudno, zeby osrodki
eksperckie edukowaly lekarzy rodzinnych w potocznym tego stowa rozumieniu, nato-
miast pewna edukacja, z tego, co sie orientuje, odbywa sie juz nawet od poziomu studiow
i my§lenie pod tym katem jest pewnie duzo bardziej rozwiniete i zaawansowane niz
20 lat temu. OczywiScie p6zniej ci wyedukowani lekarze rodzinni czy lekarze pediatrzy
muszg po prostu wiedzieé¢, co w okre§lonych sytuacjach robié i gdzie tych pacjentéw kie-
rowac, a niekoniecznie podejmowac inne dziatania. Tyle z mojej strony.

Mam kolejne zgloszenia. Pan prof. Marcin Czech, przewodniczacy-elekt Polskiego
Towarzystwa Farmakoekonomicznego, bardzo prosze, panie profesorze.

Prezes-elekt Polskiego Towarzystwa Farmakoekonomicznego Marcin Czech:

Panie przewodniczacy, szanowny panie ministrze, szanowni panstwo, Wysoka Komisjo,
powiem troszeczke w swoim imieniu, ale przede wszystkim w imieniu pana prof. Macieja
Niewady, ktory nie zglosil sie, bo jest w podrézy stuzbowej do jednego ze swoich miejsc
pracy. MieliSmy przyjemno§¢ pracowac nad czescig lekowg planu dla choréb rzadkich
i bardzo kréciutko chcialem powiedzieé, ze tam znajdujg sie bardzo dojrzate i nowocze-
sne rozwigzania, je§li chodzi o podej$cie do procesu podejmowania decyzji w zakresie
refundacji chordb rzadkich. Réwniez w dokumencie ,,Polityka Lekowa Panstwa”, ktéry
mialem przyjemno§¢ koordynowac, bedac w Ministerstwie Zdrowia, znajduja sie zapisy,
ktére mogg wskazywac takie kierunki.

Jako prezes Polskiego Towarzystwa Farmakoekonomicznego chcialem powiedziec,
ze jesteSmy w stanie wesprze¢ ten dokument na kazdym poziomie, tgcznie z dopraco-
waniem pewnych rozwigzan, ktore na razie zostaly nakre$lone czy tez nie do konca
zeksplorowane, tak ze oddaje nasze towarzystwo naukowe do panstwa dyspozycji, aby
dzialalo w tym zakresie. Chcialem tez powiedziec, ze jako czlonkowie niestychanie cie-
szymy sie z tego, ze plan zostal skoficzony i jest na bardzo dobrej drodze do uchwalenia,
bo zar6wno wyzwania refundacyjne, o ktérych mowili moi przedmowcy, jak i poziom
finansowania, rowniez w odniesieniu do cewnikow i do lekéw, jak najbardziej zauwa-
zamy i popieramy, bo jest to nieslychanie wazne. Popieramy réwniez kwestie w zakresie
rejestru, ktory dostarczy nam, farmakoekonomistom, danych do tego, aby wprowadzic
rozwigzania.

Na sam koniec, bo pan przewodniczacy prosil o krotkie wypowiedzi, mysle, ze abso-
lutnie godne poparcia i podkreslenia jest to, co mowil pan poset Kowal, czyli wspotpraca
miedzynarodowa, bo choroby rzadkie sg idealnym kandydatem do tego, zeby réowniez
w obszarze lekow czy w tym kontekscie grupy Fair and Affordable Pricing, V4, czyli
Grupy Wyszehradzkiej, czy tez w szerszym gronie z naszymi partnerami w UE takie
prace prowadzic. Bardzo dziekuje za uwage.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje uprzejmie. Zglosil sie jeszcze pan Adrian Bustos Alfaro, grupa chorych na Zesp6t
Arnolda Chiariego. Bardzo prosze.
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Grupa pacjentow z Zespolem Arnolda Chiariego i jamistos$cig rdzenia Alfaro Adrian

Bustos:

Dziekuje bardzo. Serdecznie witam panie poslanki, pandéw postéw, pana ministra
1 wszystkich zgromadzonych. Postaram sie wypowiada¢ w miare wezlowo, je§li chodzi
o kwestie, ktore chcialbym doprecyzowac.

Prositbym o odpowiedz. Jakie bedg ramy w zakresie referencyjnos$ci? Mam tu na mysli
fakt, ze Zespot Arnolda Chiariego i jamisto$¢ rdzenia kregowego to choroby rzadkie,
ktore maja czestos¢ wystepowania ok. 8 przypadkow na 100 tys. Grupa pacjentow chcia-
laby sie dowiedziec, co jest planowane, by chorzy nie musieli przemieszczac sie przez caly
kraj, by uzyska¢ odpowiednie leczenia. Wielu chorych jest wykluczonych transportowo
i moze mie¢ z tym problem.

Oprocz tego czy plan dla choréb rzadkich zawiera jakgkolwiek informacje w zakre-
sie postepowania w sprawie orzekania o niepelnosprawnosci czy postepowaniach ren-
towych? Z naszego doSwiadczenia jako pacjentow wynika, ze lekarze orzecznicy czesto
nie majg wiedzy na temat danych schorzen i podejmuja niewlasciwe decyzje procesowe
w zakresie tych postepowan, przez co chorzy docelowo cierpig.

Ostatnia rzecz, o jakiej chciatbym wspomniec i o ktéra chciatbym zapytac, jest taka:
czy plan zaklada wspoétprace pomiedzy lekarzami z osrodkéw referencyjnych a np. leka-
rzami rodzinnymi w zakresie gléwnie leczenia bélu, ktory jest bardzo utrudniony, jesli
chodzi o obecng sytuacje? To powoduje wykluczenie i ogromne cierpienie po stronie
0s0b chorych. Mam tu na mysli fakt, ze poradnie leczenia bdlu niestety nie sg tak tatwo
dostepne. Glowne pytanie brzmi tam: czy lekarze z osrodkow referencyjnych albo lekarze
rodzinni byliby wowczas w stanie wspomac pacjentéw w ramach leczenia bolu? Dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Bardzo dziekuje. Dostalem sygnal, ze juz polgczy! sie pan prezes Mackowiak. Nie wiem,
czy chce zabra¢ glos. Chcialem tez zapytac, czy jest juz z nami pani prof. Chrzanowska.
Nie ma pani prof. Chrzanowskiej. Czy pan prezes Mackowiak chce zabraé glos? Jezeli
nie, oddam glos panu ministrowi. Szanowni panstwo, chcialem raz jeszcze podkreslic,
ze mamy i przedstawiciela NFZ, i przedstawiciela AOTMiT. Licze, ze z tych sugestii
i dyskusji panstwo tez wyciagng konstruktywne wnioski. Bardzo prosze, panie ministrze.

Przepraszam, panie ministrze, jeszcze Fundacja SMA. Bardzo prosze, pan Rucinski,
ale dwie minuty. Bardzo prosze.

Czlonek Rady Strategicznej Fundacji SMA Kacper Rucinski:

g.k.

Dobrze. Dzien dobry. Mam tylko pytanie do pana ministra. JesteSmy teraz w przededniu
publikagcji listy lekow, ktore by¢ moze beda negocjowane w ramach funduszu lekowego.
Jak wiemy, lista zostala przygotowana przez AOTMiT, ustawa nakladata na AOTMiT
bardzo kroétkie terminy i z tego, co sie orientujemy, ustawa nie zakladata udziatu klini-
cystow innych niz konsultant krajowy w procesie przygotowywania tej listy. General-
nie w proces ten nie sg wigczeni klinicysci. Z tego powodu rekomendacje AOTMiT...,
...opublikowane opieraja sie na pewno w przypadku leku terapii genowej do leczenia
SMA na publikacjach, glownie na literaturze zagraniczne;.

Tymeczasem w Polsce SMA, czyli rdzeniowy zanik mie$ni, jest leczony w ok. 29 szpita-
lach. Mamy wiec prawie 30 zespolow zajmujacych sie leczeniem tej choroby. Kilka z tych
oSrodkow to osrodki, ktore spokojnie mozna nazwaé wysokiej klasy osrodkami referencyj-
nymi. Majg duzo pacjentow. Oérodki te prowadzg miedzynarodowe badania kliniczne nad
nowymi czgsteczkami. To jest ogromne doSwiadczenie. Jak wiemy, zadna literatura nie
zastapi do§wiadczenia klinicznego.

Mam teraz pytanie do pana ministra. Czy przewidywane jest, aby bez wzgledu na ist-
niejgce rekomendacje AOTMiT, w proces definiowania populacji pacjentéw do wiaczania
do leczenia, czyli definiowania szczegotéw programu lekowego, zostalo wiaczone szersze
srodowisko klinicystow, przykladowo Polskie Towarzystwo Neurologow Dzieciecych oraz
srodowisko pacjentow, czyli organizacje takie jak nasza Fundacja SMA? To jest gtéwne
pytanie.

Druga sprawa jest taka, ze chcemy tylko podkresli¢, zeby jeszcze raz wybrzmialo to,
co powiedzial pan poset Kowal. Kluczowa jest wspolpraca miedzynarodowa. Widzimy
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to w tym momencie bardzo wyraznie, i w procesach oceny technologii medycznej,
i w procesach negocjacji cen...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Bardzo dziekuje i przepraszam, ale musimy juz koneczy¢. Dziekuje bardzo. Z tego,
co wiem, AOTMiT wspiera sie opiniami ekspertow, rowniez klinicystéw. Bardzo prosze,
panie ministrze.

Podsekretarz stanu w MZ Slawomir Gadomski:

18

Bardzo dziekuje, panie przewodniczacy. Dzisiaj sprobuje to nakresli¢ nie chronologicz-
nie, tylko od ogétu do szczegétu. Zaczne od pana posta Zimocha.

Plan to nie ustawa. Zeby doprecyzowaé pewne rzeczy, powiem, ze plan bedzie przy-
jety na poziomie rzadowym. Dzisiejsze spotkanie jest w pewnym sensie informacyjne
i posiedzenie Komisji ma dzisiaj taki charakter. Parlament nie bedzie przyjmowat ustawy
w tym zakresie. Co warto podkresli¢, plan nie jest narodowy, tzn. zrezygnowaliSmy
z nomenklatury ,,narodowy”. Jest to po prostu plan choréb rzadkich, ale to mowie juz
gwoli formalno§ci.

Plan to de facto réwniez katalog zadan. Pan poset pytal o to, czy p6jda za tym rozpo-
rzadzenia wykonawcze, inne akty wykonawcze. Tak, w ramach planu, w ramach tych
trzydziestu kilku zadan nakresliliSmy to, co chcieliby§my zmieniaé. To zmiana ustawy
refundacyjnej, wprowadzenie nowego koszyka $wiadczen gwarantowanych, zmiana roz-
porzadzenia ministra zdrowia itd., itd., tak ze te zadania sg wprost zdefiniowane. Plan
to zadania, pewne ramy organizacyjne i oczywiscie kwestie finansowania.

Warto zauwazy¢ to, co podkres§lalem juz na poczatku. Ten plan, czyli Srodki, ktore
idg za planem i za uchwalg Rady Ministrow, to tylko czesc tego, co przeznaczamy, czy
chcemy przeznaczaé, na choroby rzadkie. Wskazalem pewne Zrodia. Pan poset stusz-
nie zapytal np. o czesc¢ socjalng i o potencjalny styk z Ministerstwem Rodziny i Polityki
Spolecznej. W planie tym, podchodzac do niego zresztg jako do pierwszej iteracji cze-
gos, od czego chcemy zaczaé, obszar socjalny Swiadomie na chwile zostawiliSmy z boku.
To byt konsensus i byto wiele dyskusji ze srodowiskami pacjenckimi. W Ministerstwie
Zdrowia, jak i pacjenci, zdajemy sobie sprawe z tego, ze to jest co$, co w drugiej iteracji
musimy i chcemy zaadresowac. Zaczac¢ jednak chcemy od katalogu zadan. Cheemy, zeby
to bylo wykonalne. W drugiej czesci chcemy podejsé do kwestii socjalne;.

Pan poset Kowal pytal, rowniez bardzo stusznie, o wsparcie nauki, innowacji, o to, czy
nie nalezy poszukiwac innych zrédet poza Funduszem Medycznym i czy moze to by¢ KPO.
Panie posle, mysle, ze zrédet bedziemy poszukiwaé wszedzie tam, gdzie jest to mozliwe.

Dobrym przykladem tego jest np. dzialalno§é Agencji Badah Medycznych. W tym
roku w styczniu zostal ogloszony konkurs grantowy na niekomercyjne badania kliniczne
w obszarze chorob rzadkich. Ligczna alokacja w tym konkursie to az 100 mln z1, czyli de
facto wiecej niz idzie za tym planem, dlatego wskazywaltem, ze ten plan to czgstka finan-
sowania. Rozstrzygniecie tego konkursu nastgpi prawdopodobnie w czerwcu. My§le,
ze to jest wlasnie ewidentna wizytowka dzialalnoSci agencji i pokazanie tych mozliwosci,
ktorych weze$niej nie bylo, tego, co agencja moze realizowac i jak w takich obszarach
jak chociazby choroby rzadkie, gdzie widzimy, ze wiele czasteczek nie jest poddawanych
standardowemu szerokiemu badaniu klinicznemu, oczywiScie niektore do poziomu reje-
stracji jak najbardziej, natomiast, na co zwraca uwage AOTMiT, wiele z tych badan jest
na waskich grupach, wiele z tych badan moglo by¢ poglebianych... Chcemy to rowniez
robi¢ na wlasnym podworku, ale, jak rozumiem, chcieliby$my tez, zeby za niekomer-
cyjnymi badaniami klinicznymi, ktore finansujemy w Polsce, poszed! rozwéj innowacji
na styku nauki i obszaru klinicznego.

Absolutnie zgadzam sie i z panem poslem Kowalem, i z wieloma innymi przedstawi-
cielami, szczegoblnie ze Srodowisk pacjenckich, ze praca miedzynarodowa jest konieczna
ijest wymagana oraz ze choroby rzadkie sa na tyle waskimi jednostkami chorobowymi,
ze do$wiadczenia miedzynarodowe sg krytycznie wazne. MySle, ze juz dzisiaj na polu
wspolpracy w obszarze choréb rzadkich mamy naprawde dobre doSwiadczenia. Warto
wskazac¢ chociazby, ze wiele naszych osrodkéw juz dzisiaj nalezy do europejskich sieci refe-
rencyjnych ds. choréb rzadkich, European Reference Netword for Rare Diseases, i tam
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rzeczywiscie skupiona jest ekspercka wymiana wiedzy. Tylko w ostatnim roku mialem
ogromna przyjemno$¢ podpisa¢ przynajmniej kilkanaScie listow ministra zdrowia poleca-
jacych wlasnie wpisanie naszych polskich oérodkow do europejskich sieci referencyjnych.
Myséle, ze to jest idealne forum wymiany wiedzy i do§wiadczen w tym obszarze, ale rowniez
unikalna szansa dla pacjentéw, np. skierowania do pewnych europejskich badan klinicz-
nych i do wlgczenia do takich szerokich badan pacjentow, co juz dzisiaj sie dzieje.

Schodzac na nieco wiekszy poziom szczegétu, pan prof. Maksymowicz bardzo slusznie
zauwazyl, ze jednym z obszaréw-bolgczek chordb rzadkich jest procedura kwalifikacji
lekéw do refundacji. CzeSciowo odpowiedzial juz na to minister Czech. RzeczywiScie
pod przewodnictwem pana prof. Niewady zdefiniowaliémy w tym obszarze lekowym
11 zadan, z ktorych wiekszo§é ma przyblizaé nas do innego podej$cia AOTMiT. To takie
zadania, jak chociazby wprowadzenie wielokryterialnej analizy decyzyjnej do formalnej
oceny HTA lekéw w chorobach rzadkich, okre§lenie i wprowadzenie do ustawy refunda-
cyjnej wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowane o jako§é
dla lekéw w chorobach rzadkich, jeszcze wieksze wykorzystanie...,...przez Komisje
Ekonomiczng rozwoju wykorzystywania zaawansowanych instrumentéw dziatu ryzyka
czy np. uproszczona procedura wnioskowania o refundacje lekow o niewielkim wplywie
na budzet panstwa itd, itd. Tu juz odsytlam do dokumentu. Jako zesp6t nad tym pra-
cujacy, jako Ministerstwo Zdrowia, jak najbardziej zauwazyliSmy te potrzebe i chcemy
to zaadresowac wlasnie po to, zeby dostep do lekéw w chorobach rzadkich byt tatwiejszy.

Temu stuzg rowniez rozwigzania okreslone w Funduszu Medycznym. Przedstawiciel
Fundacji SMA pytal w szczegdélnosci o ten wykaz, o udzial klinicystow. O udziale klinicy-
stow powiem za chwile, natomiast tam okre§lone sg rowniez rozwigzania postepowania
z lekami innowacyjnymi, co do ktorych Sciezka refundacyjna rzeczywiScie jest czasem
trudna do przej$cia. Méwimy o §wiezo zarejestrowanych lekach, ktore jeszcze nie maja
istotnych publikacji naukowych, czesto zwigzanych ze skutecznoscig ich korzystania.
Nakre§liliSmy tam Sciezke, gdzie AOTMiT przeprowadza przeglad i analize stosowa-
nych terapii innowacyjnych czy zarejestrowanych w Europie czgsteczek i na podstawie
dostepnych dowodow i do§wiadczen klinicystow przygotowuje taka liste.

Wazniejsze jest jednak to, ze terapie te bedziemy wprowadzali czasowo, na okres,
ktory jest potrzebny do zebrania naszych wlasnych polskich dowodéw naukowych
i do podjecia finalnej decyzji o tym, czy takie czgsteczki moga podlega¢ refundacji, czy
nie. To jest ogromna jakoSciowa zmiana z punktu widzenia procesow wdrazania nowych
czasteczek, bo nie robimy tego w ciemno i nie chcemy robié tego w ciemno, a nawet jezeli
bedziemy decydowali sie na refundacje innowacyjnych terapii nieco w ciemno — méwie
,W ciemno” kolokwialnie, nie chcialbym by¢ zle zrozumiany — kazde z wdrozen terapii
innowacyjnych ma by¢ obudowane od razu przygotowaniem rejestru klinicznego dla tej
terapii po to, zeby po ustawowym dwuletnim okresie podja¢ w pelni §wiadomg decyzje
o tym, czy skuteczno$c danej terapii, ktorej oczekiwaliSmy, potwierdzita sie.

Pani posel Skowronska pytata o kilka kwestii zwigzanych chociazby z pokryciem
i tym, ile chordb rzadkich nie ma leczenia. Pan przewodniczacy juz o tym moéwil. Jest
6 tys. zarejestrowanych dzi§ choréb rzadkich, z ktérych dla wielu w ogdle nie ma zare-
jestrowanego leczenia. To nawet nie jest kwestia tego, czy to jest dostepne w Polsce,
w Europie. To jest kwestia tego, ze to w ogdle nie ma zarejestrowanego leczenia.

Tak jak moéwitem, narzedziem systemowym do tego, zeby oceniaé i przeprowadzac
analize luki, jest ustawa o Funduszu Medycznym. To jest co$, czego wczesniej systemowo
nie wymagali$émy. Teraz Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji ma reali-
zowacé to, o czym mowilem, w zakresie terapii innowacyjnych, ale ma réwniez przepro-
wadzac przeglad terapii lekowych o wysokiej skutecznosci klinicznej, juz niekoniecz-
nie innowacyjnych, czyli przeprowadzac typowa analize luki, tego, co jest refundowane
w rozwinietych krajach europejskich, a co nie jest objete refundacja w Polsce.

Pierwszy wykaz ma powsta¢ w sierpniu tego roku i na tej podstawie majg byc podej-
mowane kolejne decyzje refundacyjne. Pamietajmy tez jednak, ze o tym, czy dana cza-
steczka podlega refundacji, nie decydujemy tylko my jako strona ministerialna, rzadowa,
ale jest tez nam potrzebny partner po stronie tego, kto sktada wniosek o refundacje, czyli
firmy farmaceutycznej. Niestety widzimy i czasem nawet z tego powodu ubolewamy,
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ze wiele koncernow nie sktada wnioskéw refundacyjnych na dane czasteczki. Wiasnie
ustawa o funduszu refundacyjnym ma zapewnic¢ takze nam aktywny udzial w tym,
zeby negocjacje i sygnat o tym, ze chcemy refundowaé pewne terapie, w sposob bardziej
aktywny wychodzil ze strony ministra zdrowia.

Mysle, ze na pytania pani posel Zawiszy tez czeSciowo odpowiedzial pan przewodni-
czacy, moéwiac o Sciezce pacjenta i o edukacji. Absolutnie zgadzam sie, ze edukacja POZ,
edukacja lekarzy specjalistow pediatrow i innych specjalizacji jest wyjatkowo potrzebna.
Myséle, a nawet jestem przekonany, ze temu ma stuzy¢ réwniez platforma informacyjna,
czyli jeden z obszaréw planu choroéb rzadkich, na ktéorym chcemy zbudowaé dedykowane
centra informacyjne wiasnie dla tych grup lekarzy, przede wszystkim dla lekarzy POZ,
zeby ich uwrazliwi¢, wskazac potencjalne mozliwosci i o§rodki referencyjne w przypadku
pewnych podejrzen.

Przechodzac do szczegbélowych pytan, np. o nocng napadowa hemoglobinurie, musicie
mi panstwo wybaczyc. Po pierwsze, nie odpowiadam za polityke lekowa w Ministerstwie
Zdrowia, nie uczestnicze w procesach refundacyjnych w sposob aktywny, ale, tak jak
mowie, jest 6 tys. jednostek chorobowych i pewnie tysigce roznych wnioskéw refunda-
cyjnych, wiec mysle, ze jako resort zdrowia mozemy udzieli¢ szczegbétowej odpowiedzi
na piSmie, szczegoélnie ze faktycznie, tak jak zauwazyl pan przewodniczacy, wiele tema-
tow, a w szczegdlnosci kwestie tego, na jakim etapie jesteSmy w negocjacjach, z jakiego
powodu ta refundacja jest albo jej nie ma, to czesto kwestie objete procedura tajnoSci
czy poufnosci. Nie chcialbym rozstrzygac ich dzisiaj na posiedzeniu Komisji Zdrowia,
w szczegblnoSci w stosunku do jednego leku - tak jak tutaj padto — w ramach ktorego,
jak rozumiem i jak wynika z mojej wiedzy, negocjacje nie zakonczyly sie sukcesem.

Prawdg jest, ze w chorobach rzadkich, gdzie lekow jest bardzo niewiele, a grupy
pacjentow sg bardzo waskie, bo te leki sg czesto ekstremalnie drogie, a terapie przekra-
czajg milion zlotych na pacjenta, z jednej strony bierzemy pod uwage kwestie dostepno-
§ci, mozliwosci, chociazby to, na co wskazywali juz przedstawiciele pacjentow i postowie,
czyli mozliwo$¢ w trybie szczegblnym wnioskowania do NFZ o przedluzenie tej terapii,
ale musimy tez brac¢ pod uwage pewne aspekty finansowe. Prawdopodobnie w kazdym
kraju na §wiecie, mysle, ze nawet w Stanach Zjednoczonych, ktore przeznaczajg chyba
17% PKB na zdrowie, wszystkie terapie nie sg refundowane i jest niestety pewien Swia-
towy standard, ze w ramach procesow HTA dokonuje sie takich ocen i analiz efektyw-
nosci klinicznej i efektywnoSci kosztowej danych terapii.

Byly jeszcze pytania o kryteria referencyjne ze strony przedstawicieli organizacji
pacjenckich. W kryteriach referencyjnych, tak zreszta zapisaliémy w planie, chcemy
bazowaé¢ na pewnych do§wiadczeniach europejskich. Tam sg pewne kryteria kwalifi-
kacji do sieci europejskich. W planie okresliliémy, ze chcemy wypracowac nasz polski
model i przygotowac¢ kryteria referencyjnosci. By¢ moze to, co powiem, nie bedzie wyjat-
kowo popularne, ale w chorobach rzadkich z punktu widzenia tego, ze grupy pacjentow
sa bardzo waskie, ze wiedza i do§wiadczenie musza by¢ skupione w rekach najlepszych,
nie powinno decydowa¢é kryterium dostepnosci geograficznej, ale kryterium eksperckie.
Jezeli bowiem méwimy o jednostkach chorobowych skierowanych do 30, 40, a nawet
100 oséb, to jestem przekonany co do tego —a my§le, ze wszyscy klinicysci, ktorzy sg dzi-
siaj z nami, to popra — ze czasem wystarczy jeden profesjonalny o§rodek, oczywiscie taki,
ktory moze, a nawet powinien wspoélpracowac czy to z lokalnym lekarzem specjalista,
pod opieka ktorego jest dany pacjent, czy to z lekarzem POZ. Pelna diagnostyka i lecze-
nie takiego pacjenta raczej jednak powinna odby¢ sie w o§rodkach o najwyzszej referen-
cyjnoSci po to, zeby pacjentom bylo jak najlepiej, a rowniez dla systemu, zeby to bylo
efektywne finansowo. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
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Dziekuje bardzo. Pan minister juz pytal, czy odpowiedzial na wszystkie pytania, i mialem
wrazenie, ze 0 mnie pan zapomnial, mimo ze kilkakrotnie wspominal mnie pan w swojej
wypowiedzi, ale na koncu w jakim§ sensie nawigzal pan do tego, o czym moéwitem.
Panie ministrze, w takim razie musze powiedziec, ze o ile zgadzam sie ze wszystkim,
co pan powiedzial, o tyle z ostatnig czeScig wypowiedzi jednak sie nie zgadzam. Powiem
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dlaczego. Powtérze raz jeszcze i bardzo prosze, zeby na tym etapie wzigc to pod uwage.
Jest oczywiste, co uwazamy za osrodki referencyjne. Jezeli ma pan na mysli, ze wyla-
czamy jakie§ watpliwej jakoSci pracownie, ktore prowadzg watpliwej jakosci diagnostyke,
to co do tego jest zgoda, natomiast jezeli mielibysémy odnie$é takie wrazenie - i tu wra-
cam do mojego pytania — ze diagnostyke ma sie prowadzi¢ na poczatku tylko w jednym,
a podzniej w pieciu miejscach w Polsce, to moim zdaniem jest to bledne zalozenie. Czym
innym jest bowiem prowadzenie terapii w chorobach rzadkich, w ktérych mozna je sku-
tecznie prowadzi¢ i wymaga to bardzo specjalistycznego prowadzenia, leczenia, a pewnie
rozne oSrodki bedg mialy r6zne doswiadczenia w réznych jednostkach chorobowych,
a czym innym jest kwestia postawienia wlasciwego rozpoznania. Jestem absolutnie
przekonany, ze jezeli bardzo ograniczymy sie z liczbg osrodkow, to w tym momencie nie
uzyskamy tego efektu, na ktory pan wraz z zespotem ciezko pracowatl.

Zdecydowanie trzeba wiec prowadzi¢ te diagnostyke. Mamy chociazby pracownie
genetyczne, czy to przy uczelniach, gdzie sg uniwersytety medyczne, czy to w innych
miejscach. Oczywiscie kwestia sprawdzenia kwalifikacji, jakoSci, profesjonalizmu jest
poza dyskusja. Mozna to jeszcze rozszerzyc, ale oczywiScie z pewng odpowiedzialnoScig
trzeba podejmowac decyzje, w jakich oSrodkach nalezy prowadzi¢ te diagnostyke; by¢
moze, tak jak powiedzialem w uproszczeniu, w oSrodkach akademickich, pewnie nie
tylko w akademickich, ale naprawde szeroko. To jest inna sprawa.

Jesli zle zrozumiatem, prosze o skorygowanie swojego stanowiska. Nie ukrywam,
ze chcialbym uslyszec¢ chociaz krotka wypowiedz przedstawiciela NFZ, bo bez panstwa
udzialu nie da sie tego przeskoczy¢. Co do innych spraw, o ktérych pan mowit, odnosnie
do chordb i lekéw jest pelna zgoda. Absolutnie z tym sie zgadzam. Dodam nawet wiecej,
za duzo informacji na temat takiego czy innego problemu moze spowodowaé usztyw-
nienie drugiej strony, czyli koncernu farmaceutycznego, ktéry pryncypialnie przyjmie
stanowisko i nie bedzie chcial by¢ podatny na réznego rodzaju negocjacje, albo w ogdle
nie zlozy zapotrzebowania i nie bedzie chcial wystapié o refundacje, bo uzna, ze inna
forma jest dla nich korzystniejsza ekonomiczne.

Sekretariat Komisji zwroécit mi uwage, ze chcialaby jeszcze zabra¢ glos pani profesor...

Prosze bardzo, pan minister.

Podsekretarz stanu w MZ Slawomir Gadomski:

Przepraszam bardzo. Odniose sie, zeby nie pozostalo nieporozumienie. Mowigc o o$rod-
kach referencyjnych, rzeczywiscie chcemy powiedziec o tych o§rodkach, ktére majg pro-
wadzi¢ pelne procesy diagnostyczno-terapeutyczne. Zgadzam sie z tym, ze nie jest tak,
ze tylko oérodki referencyjne bedg mialy prawo realizowaé diagnostyke diagnostyczna,
ale chcemy, zeby diagnostyka byla realizowana pod ich nadzorem.

Przytocze wprost z planu. Celem, ktory chcemy osiagnac, jest np. skrocenie czasu
uzyskania wla§ciwego rozpoznania choroby rzadkiej poprzez wspolprace osrodka refe-
rencyjnego z osrodkami genetyki medycznej lub poradniami genetycznymi oraz udo-
stepnienie refundowanych badan itd. To jest jedno. Jak najbardziej zaktadamy wiec,
ze w procesie diagnostycznym bedg mialy znaczenie i bedzie miejsce nie tylko dla osrod-
kow referencyjnych, tylko dla profesjonalnych poradni i laboratoriow genetycznych.

Chcemy réwniez — to jedno z zadan szczegétowych — opracowac w ramach planu stan-
dardy diagnostyki genetycznej dla pacjentéw z chorobami rzadkimi. Jest to po to, zeby
katalog podmiotow, ktore moga to realizowaé, byl szerszy niz tylko osrodki referen-
cyjne itd, itd. Podobnie jest w zakresie koszyka Swiadczen gwarantowanych. Zadania te
odnosza sie do szerszego grona o§rodkow niz tylko kilkadziesigt zakltadanych osrodkow
referencyjnych w réznych jednostkach chorobowych.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje. Pani prof. Olga Haus, bardzo prosze. Bardzo prositbym kréotko, pani profesor.

Przewodniczgca PTGC Olga Haus:

g.k.

Czeéciowo pan minister mi odpowiedzial, ale chodzi mi o to, ze jezeli ograniczaliby-
$my sie tylko do oérodkow eksperckich, to one sie zatkajg. Tak jak poprzednio mowit
pan przewodniczacy, latami czekaloby sie na wlasciwg diagnoze. Diagnostyka musi by¢
w wielu oérodkach, ktore sg referencyjne. Np. Polskie Towarzystwo Genetyki Czlowieka
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wpisywaloby wiec dany oSrodek, oczywiScie po przejSciu certyfikacji, na liste oSrodkow
certyfikowanych przez PTGC. To wszystko nie moze by¢ pod nadzorem osrodkow eks-
perckich, dlatego ze one sie udtawia, a dodatkowo, tak jak zostalo wspomniane, o§rodki
eksperckie bedg zajmowaly sie pojedynczymi chorobami i bedg sie skupiaé i najbardziej
zna¢ na pojedynczych, a dopiero w szerszym aspekcie takze na innych. O$rodki nizsze
diagnozuja za$ wszystko.

Oczywiscie jezeli chodzi o takie badanie jak badanie calogenomowe, to osrodek eks-
percki albo - to by bylo lepsze — poszczegolni konsultanci wojewddzcy moga decydowac
o tym, czy mozna to zleci¢ danemu pacjentowi, natomiast generalnie powinien decydo-
wac genetyk kliniczny, ktéry ma do tego uprawnienia. Przeciez wszyscy zdobywaliSmy
specjalizacje i wszyscy jesteSmy tak samo madrzy albo tak samo glupi. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje. Jeszcze pani prof. Latos-Bielenska, bardzo prosze. Bardzo prosze krétko.

Kierownik Katedry i Zakladu Genetyki Medycznej w Poznaniu Anna Latos-Bielenska:

Chciatam powiedzie¢ dokladnie to samo, co powiedziala pani prof. Olga Haus. Jest 6 tys.
choréb rzadkich. Wiekszo$¢ nigdy nie bedzie miala zadnego swojego oSrodka eksperc-
kiego, a muszg by¢ zdiagnozowane. Wiekszo$¢ diagnostyki powinna by¢ jednak w porad-
niach genetycznych, ktorych zawsze bedzie wiecej niz osrodkow eksperckich. Ci eksperci
wérod lekarzy genetykow sa.

Przyktad? Rdzeniowy zanik mieéni. Po urodzeniu neonatolog podejrzewa, ze u nowo-
rodka jest rdzeniowy zanik mies$ni, lekarz genetyk momentalnie idzie, nikt tego dziecka
nie odsyla do osrodka eksperckiego, na miejscu w poradni genetycznej, w laboratorium
jest blyskawiczna diagnostyka, jest rozpoznanie i potem, juz z rozpoznaniem kierujemy
sie do oSrodka eksperckiego. Wydaje mi sie, ze to jest wlasciwe postepowanie. Dziekuje
bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje uprzejmie. Wiem, ze pan minister musi niestety biec do innych zadan,
a my poprosimy jeszcze o wypowiedz przedstawiciela Narodowego Funduszu Zdrowia.
Panie ministrze, bardzo dziekujemy. Do widzenia.

Prosze bardzo. Czy mogtaby pani sie przedstawic?

Naczelnik Wydzialu Programow Lekowych i Chemioterapii Departamentu Gospodarki
Lekami Narodowego Funduszu Zdrowia Agata Wolnicka:
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Dzien dobry, szanowny panie przewodniczacy, szanowni panstwo, Agata Wolnicka,
jestem naczelnikiem Wydzialu Programéw Lekowych i Chemioterapii w Departamencie
Gospodarki Lekami Narodowego Funduszu Zdrowia.

Podsumowujac dzisiejsze spotkanie, chcialabym oczywiscie zadeklarowaé peilng
wspolprace NFZ z Ministerstwem Zdrowia w zakresie wdrazania planu na rzecz pacjen-
tow z chorobami rzadkimi. Wspélpraca ta przebiega juz od lat. Na kazdym etapie tego
planu jesteSmy wdrazani do dziatan i przekazujemy Ministerstwu Zdrowia swoje opinie.
W tym zakresie wspotpracujemy rowniez z AOTMiT.

Tak jak zostalo to zaprezentowane przez pana ministra Gadomskiego, plan zaklada
szereg dzialan, w ktore bedzie zaangazowany NFZ, zaréwno na etapie tworzenia zmian
legislacyjnych, jak i nastepnie, na etapie wdrazania tego do funkcjonowania, juz po wdro-
zeniu, czyli na etapie implementowania tych zmian do zarzgdzen prezesa NFZ. W tym
obszarze deklarujemy wiec naszg pelng wspélprace z panstwem.

Oczywiscie wystuchalam wszystkie uwagi zglaszane w dniu dzisiejszym. Zanotowa-
lam sobie uwagi, ktére zostana przekazane dyrekcji Departamentu Swiadczen Opieki
Zdrowotnej, bo czes¢ uwag dotyczyta kompetencji obszaru wiasnie tego departamentu.
Wiem, ze przedstawiciel Departamentu Swiadczen Opieki Zdrowotnej uczestniczy
w posiedzeniu online, wiec na pewno wszystkie te uwagi zostang przekazane. Deklaru-
jemy wspotprace. Jezeli bedziecie panstwo mieli jakies$ zapytania w tym zakresie do pre-
zesa funduszu, to rowniez przekazemy panstwu odpowiedzi. Dziekuje.

g.k.
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Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Bardzo dziekuje. Szanowni panstwo, na koniec jest komunikat do posiéw czlonkéw
Komisji. Prosze o zastanowienie sie i przygotowanie tematéw dotyczacych planu pracy
Najwyzszej Izby Kontroli. W przysztym tygodniu bedziemy mieli posiedzenie Komisji
Zdrowia po§wiecone tej sprawie.
Dziekuje. Zamykam posiedzenie.

g.k. 23




