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Pelny zapis przebiegu posiedzenia

Komisji Zdrowia (nr 198)

5 pazdziernika 2022 r.

Komisja Zdrowia, obradujgca pod przewodnictwem posta Tomasza Latosa (PiS),
przewodniczgcego Komisji, na posiedzeniu zwotanym w trybie art. 152 ust. 2
regulaminu Sejmu, zrealizowata nastepujgcy porzadek dzienny:

— ,,Przedstawienie przez Ministra Zdrowia pana Adama Niedzielskiego infor-
maciji w zakresie refundacji leku genetycznej terapii rdzeniowego zaniku
miesni dla dzieci do széstego miesigca zycia, ktére nie otrzymaly wczesniej
leczenia na SMA i badanych w ramach Rzagdowego Programu Badan Prze-
siewowych Noworodkéw, obowigzujacej od 1 wrzesnia 2022 r.”.

W posiedzeniu udzial wzieli: Maciej Mitkowski podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia ze wspo6l-
pracownikiem, Iwona Kasprzak dyrektor Departamentu Gospodarki Lekami w Centrali Narodowego
Funduszu Zdrowia, Maria Gostynska doradca ekonomiczny w Departamencie Zdrowia Najwyzszej
Izby Kontroli, Zuzanna Wolska przedstawicielka Departamentu Strategii i Dzialan Systemowych
w Biurze Rzecznika Praw Pacjenta, Walery Arnaudow i Marek Wleklik przedstawiciele Izby Gospo-
darczej ,Farmacja Polska”, Maria Mazurkiewicz-Beldzinska przewodniczgca Polskiego Towarzy-
stwa Neurologow Dzieciecych, cztonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych na Rdzeniowy
Zanik Mie$ni oraz Anna Kostera-Pruszczyk wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu
Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych na Rdzeniowy Zanik Mie$ni, Stanistaw Maékowiak prezes
Federacji Pacjentéow Polskich, Kamila Malinowska dyrektor Biura Prezesa Agencji Oceny Technolo-
gii Medycznych i Taryfikacji, Katarzyna Pedrycz wiceprezes Fundacja SMA, Magdalena Wysocka
pelnomocnik dyrektora ds. Programéw Lekowych Medycznych i Badan Przesiewowych Instytutu Matki
i Dziecka, a takze Piotr Gebauer, Krzysztof Kulczynski oraz Iwona Ulanowska rodzice dzieci
chorych na SMA.

W posiedzeniu udzial wzigli pracownicy Kancelarii Sejmu: Malgorzata Siedlecka-Nowak, Jakub
Stefanski oraz Monika Zolnierowicz-Kasprzyk - z sekretariatu Komisji w Biurze Komisji Sejmo-

wych.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dzien dobry. Otwieram posiedzenie Komisji Zdrowia. Witam bardzo serdecznie czlonkéw
Komisji, pana ministra ze wspolpracownikami, a takze wszystkich zaproszonych goSci.
Stwierdzam kworum.

Szanowni panstwo, posiedzenie zostalo zwotane w trybie art. 152 ust. 2 regulaminu
Sejmu, na wniosek grupy postow, ktory wplynal do Komisji w dniu 5 wrze$nia br. Zgod-
nie z wnioskiem grupy postéw, porzadek dzisiejszego posiedzenia obejmuje przedstawie-
nie przez Ministra Zdrowia pana Adama Niedzielskiego informacji w zakresie refundacji
leku genetycznej terapii rdzeniowego zaniku mieSniowego dla dzieci do szdstego mie-
sigca zycia, ktore nie otrzymaly wczesniej leczenia na SMA i badanych w ramach Rza-
dowego Programu Badan Przesiewowych Noworodkéw, obowigzujgcej od 1 wrzesnia br.

Chce podkresli¢, ze brzmienie porzadku dziennego wynika z wniosku grupy postow.
Komisja nie moze go ani zmienic, ani skresli¢, w zwigzku z tym nie podlega on zatwier-
dzeniu przez Komisje.

Teraz oczywiScie poprosze o wprowadzenie do dyskusji przedstawiciela strony wnio-
skodawcow. To bedzie kto? Pani przewodniczaca Wielichowska. Bardzo prosze, pani
przewodniczaca.
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Posel Monika Wielichowska (KO):
Bardzo dziekuje. Panie przewodniczacy, szanowny panie ministrze, drogie postanki,
poslowie, szanowni zaproszeni go§cie, rozpoczynamy posiedzenie sejmowej Komisji Zdro-
wia w czasie, kiedy w Funduszu Medycznym jest zgromadzonych 7 mld z1, kiedy NFZ
oddaje do budzetu panstwa 10 mld zt i kiedy po wypowiedzi ministra Sasina o haraczu
z gieldy wyparowuje 40 mld z1... Bardzo bym prosila o nieprzeszkadzanie. Kazdy bedzie
mogl zabrac glos na posiedzeniu Komisji.

Dzi$, szanowni panstwo, méwie w imieniu rodzicéw dzieci wykluczonych z refundacji
terapii genowej lekiem Zolgensma. Rodzicow, ktorzy sg glosem matych pacjentow.

Refundacja leczenia najdrozszym lekiem §wiata brzmi dobrze, gdyby nie rozpacz
rodzicow dzieci chorych na SMA, bo Ministerstwo Zdrowia ruszylo z refundacjg tylko
dla wybranych. Miala to by¢ szansa, a zostala odebrana nadzieja. Dzieci zostaty podzie-
lone na przesiewowe i nieprzesiewowe, na lepsze i gorsze.

Zostalo wykluczonych 27 dzieci, ktore walczg przede wszystkim z czasem, ale tez
z kazdym kilogramem, bo refundacji nie otrzymaja dzieci, ktére ukonczyly 6 miesiecy.
Refundacji nie otrzymajg dzieci, ktére otrzymaly inny lek na te chorobe. Zostaly skre-
§lone praktycznie wszystkie dzieci, ktére majg zatozone trwajace wcigz zbiorki. Jednym
slowem, rodzicom wykluczonych dzieci whito n6z w serce, a decyzjg o refundacji, ktora
wykluczyla ich dzieci, n6z w plecy. Dlaczego? Ano dlatego, ze po pierwsze, odebrano im
nadzieje, a po drugie, ze ich zbiérki wyhamowaty, bo w prasie i telewizji pojawily sie wiel-
kie tytuly ,, Koniec milionowych zbiorek”, ,NFZ zrefunduje najdrozszy lek na §wiecie”.
I co sie stalo? Ludzie przestali wplacaé pienigdze na trwajace wciaz i przeciez potrzebne
zbiérki.

Rodzice chcieliby wam dzisiaj o tym powiedzie¢, i mam nadzieje, ze bedg mieli
na to szanse, bo tutaj, na tej sali, sg. Ja przypomne, ze art. 68 konstytucji - méwit o tym
zresztg wyraznie Rzecznik Praw Obywatelskich w swoich wystapieniach do Ministra
Zdrowia - jasno wskazuje, ze kazdy obywatel powinien mie¢ rowny dostep do §wiadczen
opieki zdrowotnej. Eksperci za$ wskazuja, ze nie ma przeszkod do podania Zolgensmy
dziecku, ktore przechodzi terapie innym lekiem. Natomiast Europejska Agencja Lekow
jasno wskazuje, ze nie ma ograniczenia wieku dla tego leku. Zresztg przeciez w wielu
krajach tego typu bariery nie zastosowano.

Zatem z powodu jakich medycznych zalecen wykluczacie dzieci, panie ministrze.
Probowalam o to zapytaé z postankg Iwong Kozlowska podczas ostatniego posiedzenia
Sejmu i odpowiedzi na to pytanie nie otrzymaly§my, bo na pewno nie tych samych, ktore
funkcjonujg w wielu innych krajach.

Mowimy o kwocie 170 mln zt - kilka dni temu. Tyle brakuje, zeby Ministerstwo Zdro-
wia, rzad, dotozyly do trwajgcych zbiorek dla dzieci wykluczonych z leczenia terapia
genowa. Chodzi o 27 malych pacjentéw.

Szanowni panstwo, na koniec chcialabym jednak zacytowac trzy wypowiedzi pana
ministra w odpowiedzi na nasze pytania w sprawach biezacych, w nadziei, ze dzisiaj
wytlumaczy, nie tylko mi, co mial na mysli, poniewaz ja z nich kompletnie nic nie
rozumiem. Pan minister Mitkowski powiedzial, cytuje: ,Jest podawany skuteczny lek
i co do zasady nie powinno sie zabierac skutecznego leczenia na rzecz potencjalnie nie-
skutecznego leczenia, ktore jest oferowane, poniewaz nie ma zadnych badan naukowych,
firma nie przedstawita zadnych badan, ze takie leczenie jest skuteczne”. To pierwszy
cytat.

Drugi: ,,Poniewaz wszystkie te osoby, o ktérych panie mowia, to nie jest prawda...”
— wymienialy§my dzieci, ktore zostaly wykluczone z refundacji i z jakich powodéw —
,...panie chca zabra¢ skuteczne leczenie. To jest nieetyczne postepowanie postow, zeby
zabiera¢ dzieciom leczenie. To nie jest dobre, zeby tak traktowac te osoby, zabiera¢ sku-
teczne leczenie. Zaden ekspert nie powie, ze ten lek jest bardziej skuteczny” — tu koniec
cytatu.

I jeszcze jeden, ostatni. Cytuje: ,,Nie ma czego§ takiego, ze leczenie jest na wniosek
pacjenta, nawet jezeli jest to szkodliwe czy niewlasciwe dla dzieci. Trzeba jeszcze zwrocic¢
uwage, ze to sg dzieci. Nie powinno sie zabiera¢ skutecznego leczenia, zgodnie z oczeki-
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waniem postéw, dzieciom, ktore nie majg mozliwoSci wypowiadania sie, poniewaz sg jesz-
cze za male”. Koniec cytatu.

Mam nadzieje dzisiaj na merytoryczng dyskusje. Mam nadzieje rowniez na przelom
w tej bardzo powaznej sprawie. Liczy sie czas, panie ministrze, i kazdy kilogram, ktéry
przybywa chorym dzieciom wykluczonym z leczenia, z refundacji. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo. Zanim rozpoczniemy dyskusje, zanim oddam glos panu ministrowi —
zreszta za chwile powiem tez o zasadzie, wedtug ktorej chcialbym, zeby§émy dyskutowali
- to, szanowni panstwo, pare rzeczy musze jednak powiedziec jako przewodniczacy.

Whniosek zostal zlozony przez grupe poslow ijak panstwo widza, ja ten wniosek,
oczywiScie zgodnie z regulaminem Sejmu, uwzglednitem. Mamy dzisiejsze posiedzenie
Komisji na ten temat. Bardzo bym prosit wszystkich panstwa, ktorzy beda zabierali glos,
niezaleznie czy to sg poslowie czy inne osoby, czy eksperci, a moze przede wszystkim
osoby, u ktorych nalezy rozumie¢ te emocje zwigzane z choroba kogo$ z najblizszych,
abySmy starali sie mowi¢ jednak maksymalnie w sposob wywazony i merytoryczny.

Obawiam sie tego, niestety... Zresztg na ten temat rozmawialem réwniez w obrebie
prezydium, aby ta dyskusja w dniu dzisiejszym nie byla swego rodzaju uprawianiem
polityki na i w zwigzku z cudzym nieszcze$ciem. Bardzo mi na tym zalezy.

Ja chce podkreslic, ze rowniez w czasach, kiedy kierowalem Komisjg i byliSmy w opo-
zycji, ja bylem w opozycji, miatem okreslone instrumenty jako przewodniczacy, to bar-
dzo tego pilnowalem, aby takiej sytuacji nie bylo. Dlatego tez, m.in., od razu wyjasnie
jedna rzecz, dopuszczajac wszystkich do dyskus;ji zalezalo mi na tym, aby byly na przy-
ktad réwniez oficjalne organizacje reprezentujgce pacjentéow, w tym tych konkretnych
—od 2013 r. jest Fundacja SMA - aby nie bylo sytuacji takiej, ze jest to uznaniowe, ze jest
zaproszony taki rodzic albo taki, albo moze jeszcze jakis$ inny, a nie jest zaproszony jesz-
cze kto§ inny. Tym bardziej, ze od dawna obrady Komisji sa do §ledzenia online, a wiec
kazdy bez wyjatku moze je obserwowac i wyrobi¢ sobie wlasne zadanie.

Zostalem poproszony i otrzymatem informacje, ze tutaj jest grupa osob, i sg tez w dro-
dze, ktora —jak zrozumialem — chce sie tylko przystuchiwac posiedzeniu Komisji. Bardzo
wszystkich prosze o to, abySmy w sposéb wywazony rzeczywiscie korzystali z tej mozli-
wosci obecnosci tutaj. Podkreslam, ze od razu, gdy organizowalem posiedzenie Komisji,
byly zwolane organizacje pacjenckie, byli zaproszeni ekspereci.

A teraz, odnoénie do propozycji, jak bySmy rozmawiali. Ja proponuje, ze jezeli ta dys-
kusja ma wnie§¢ co§ merytorycznego, a nie na zasadzie opinii jednego posta, drugiego
posta, z calym szacunkiem, nawet lekarzy, ktérzy sg wérdd nas, a jest ich niemalo
w Komisji — tez nie znamy sie na wszystkim, kazdy jest ekspertem w swojej specjalnos§ci
medycznej, ale tez sg osoby spoza Komisji, ktére pewnych mechanizméw zrozumiatych
dla lekarzy moga nie rozumie¢ — abySmy zaczeli od wypowiedzi ekspertow. Czyli, aby
po wypowiedzi pana ministra w pierwszej kolejnosci zabrali glos eksperci, ktorzy zaj-
mujg sie tg problematyka, profesorowie, i przedstawili swoje stanowisko, aby$my wie-
dzieli, o czym dyskutujemy. PdzZniej, oczywiScie juz wspélnie, czy pozostali zaproszeni
goScie, w tym te wspomniane przeze mnie organizacje pacjenckie i poslowie, tu juz nie
bedziemy rozdzielaé. To w zaleznoS$ci od tego, jak kto sie zglosi. Po prostu chcialtbym,
aby najpierw bylo to szerokie wprowadzenie, bo — z calym szacunkiem - pan minister
tez bazuje na wiedzy ekspertow, dobrze wiec, aby oni mieli mozliwo§é wypowiedzi.

Tak wiec, panie ministrze, oddaje panu glos. Bardzo prosze.

Podsekretarz stanu w Ministerstwie Zdrowia Maciej Milkowski:

i.p.

Dziekuje bardzo serdecznie za to spotkanie pani poset i grupie postow. RozmawialiSmy
faktycznie na ten temat wielokrotnie i caly czas uwazamy, ze to program bardzo istotny.
Jest to program, ktéry w Polsce uwzglednia najlepsze leczenie i jest jednym z najlep-
szych programéw w Europie w zakresie leczenia rdzeniowego zaniku mie$ni.

Panstwo dostali material z Ministerstwa Zdrowia. Zreszta bylo chyba kilkadziesigt
interpelacji poselskich i senatorskich w tym zakresie. Faktycznie byla réwniez kore-
spondencja z rzecznikiem praw obywatelskich, z rzecznikiem praw dziecka, jak rowniez
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mieliSmy interwencje poselskie w Ministerstwie Zdrowia w tej sprawie. Tak wiec wiele
rzeczy w tym zakresie jest juz wiadomo.

Polska jako jeden z pierwszych krajow wdrozyla pelne leczenie dla petnej populacji.
Nie ograniczala leczenia dla wyjatkowych grup, jak zrobito wiele panstw w zakresie tera-
pii nusinersenem, rowniez terapii genowej. ObjeliSmy wszystkich pacjentow w Polsce.

Wigczanie pacjentow trwalo prawie dwa lata. W pierwszej kolejnosci objeliSmy naj-
ciezszych pacjentéw, najmlodszych pacjentéw i wszyscy w Polsce sa leczeni. Aktualnie,
od 1 wrzesnia sg poszerzone trzy terapie. Juz dodatkowo zostata dopuszczona terapia
doustna rysdyplamem. W przypadku braku mozliwosci podawania czy trudnosci z poda-
waniem, zespol koordynacyjny, ktory w tym zakresie dziala przy Narodowym Funduszu
Zdrowia, moze podja¢ decyzje o zmianie terapii na inng terapie. OczywiScie mamy row-
niez terapie genowg Zolgensma, ktora tez jest w tym programie.

To, co bylo w dokumentacji rejestracyjnej, sg to trzy badania, na ktérych Agencja
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji sie opierala i wszystkie badania byly dla
pacjentow, ktorzy nie mieli wczesniej leczenia, do 6 miesigca zycia, z czego jedno bylo
istotnie skuteczne dla pacjentow do 6 tygodnia zycia, ktorzy otrzymali terapie. Pozostali,
w okresie p6zniejszym — wyniki byly zdecydowanie gorsze. Aktualnie nie ma jeszcze
zadnych wynikéw badan. Prowadzone sg badania, poréwnania poszczegélnych terapii
lekowych.

My opieramy sie na wniosku Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji,
ktory byl opublikowany w lutym 2021 r. Wiaénie tam byla doktadnie okreslona popula-
cja — tak wiec juz prawie ponad 1,5 roku ten zakres jest znany — ktora jest analizowana
i objeta tym leczeniem. Jednakze negocjacje trwaly dosy¢ dtugo, bo jak panstwo wiedza,
ten lek jest bardzo drogi i w poréwnaniu z obecnymi terapiami w Polsce ta terapia Zol-
gensma jest nieefektywna, nie byla efektywna. W pewien sposéb zblizyliSmy sie po ostat-
nich negocjacjach, ale nadal koszt dozywotniego leczenia przez 80 lat jest wyzszy niz
aktualnie dostepnych terapii. Jednak widzac pacjentéw, tych ktorym lek podawany jest
W pierwszym miesigcu zycia, przyjeliémy, ze jednorazowe podanie jest istotnym elemen-
tem, ktory sankcjonuje to, ze mogliSmy przyjac ten lek do refundacji dla naszej populacji.

Program jest od 1 wrzesnia. Jeden pacjent z tej terapii skorzystal. Chyba dwa dni
temu pierwszy pacjent skorzystal z terapii i w tym tygodniu lub w kolejnym jest jesz-
cze zakwalifikowanych chyba trzech pacjentéw. Liacznie chyba czterech w tym zakresie,
to panie profesor powiedza.

Ostateczny program lekowy jest zawsze uzgadniany z firmg farmaceutyczna, z wnio-
skodawca, rowniez z ekspertami, z konsultantem krajowym. Tutaj byly negocjacje odno-
$nie do populacji, ktéra powinna byc objeta. No i trzeba jeszcze wzigc¢ pod uwage, ponie-
waz jest to technologia lekowa o wysokiej warto§ci technologii innowacyjnej, ze musi
by¢ udzielona gwarancja efektywnosci terapii dla poszczegdlnych grup. Producent
musi zagwarantowac te efektywnos$¢ danej terapii po to, zeby w pdézniejszym okresie,
po zakonczeniu pierwszego okresu finansowania przez dwa lata, z urzedu nie zabrac
terapii, ktora jest nieefektywna. Jesli bowiem okaze sie nieefektywna, to wowczas jest
taki wniosek i takie leczenie dla kazdej nowej populacji jest zabierane. W tym wypadku,
poniewaz jest to jednorazowe podanie, tote osoby juz dostaly leczenie, ale zadne kolejne
osoby nie dostalyby mozliwo§ci kontynuowania terapii Zolgensma.

W przypadku grupy innej niz ta, ktéra jest przyjeta do refundacji, jak panstwo wie-
dza, sg to pacjenci wykryci w badaniach przesiewowych do 6. miesigca zycia, nieleczeni
innymi technologiami lekowymi. I to jest, jak panstwo wiedza, jednorazowe podanie,
ale monitorowanie pacjenta jest przez 4 lata. Pacjent musi sie pojawia¢ na wizytach
i wszystkie efekty monitorowania sg analizowane, bo od tego zalezy, czy bedzie dalsza
refundacja tego leku po tym pierwszym okresie.

To sa wlasciwie gtéwne elementy i ja bym chcial oddaé glos. Jest z nami grupa eksper-
tow, ktora uczestniczyla w calej tej refundacji. W pierwszej kolejnosci to Agencja Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji, jest przedstawiciel, pani dyrektor Kamila Mali-
nowska.

Roéwniez bardzo istotnym elementem w tym calym procesie jest to, ze Polska jako
jedno z panstw ma w calo$ci wdrozony system badan przesiewowych i jest mozliwo§¢ roz-
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poczecia leczenia w pierwszym miesigcu. Za ten system badan przesiewowych odpowiada
doktor Ottarzewski, ale jest z nami przedstawiciel, pani dyrektor Magdalena Wysoka.
Nie ma dzisiaj z nami przewodniczacej zespotu dziatajgcego przy Narodowym Funduszu
Zdrowia, zespolu kwalifikacyjnego, pani profesor Kotulskiej-Jozwiak, ale sg z nami dwie
panie profesor, ktore rowniez w tym zespole sg w prezydium: pani profesor Mazurkie-
wicz-Beldzinska, ktora jest jednocze$nie prezesem Polskiego Towarzystwa Neurologéw
Dzieciecych, jak i pani profesor Kostera-Pruszczyk. RealizowaliSmy od samego poczatku
terapie nusinersenem i rozmawialiSmy od dwéch lat na temat nowych terapii, ktore roz-
poczely nowy program lekowy w tym zakresie.

Jest tez z nami oczywiScie pani dyrektor Departamentu Gospodarki Lekiem Naro-
dowego Funduszu Zdrowia, ktory jest platnikiem. To oczywiscie duze wyznawania dla
szpitali, poniewaz to jest najdrozsza terapia. Z tego, co widzimy, jeden szpital bedzie mial
w najblizszym tygodniu trzech pacjentow. W zwigzku z tym to jest bardzo duzy udziat
jednego programu lekowego w calym budzecie szpitala. Nie wiem, jak...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Ja poprosze teraz o zabranie glosu przez ekspertow. Bardzo prosze,
pani profesor.

Przewodniczaca Polskiego Towarzystwa Neurologéow Dzieciecych, czlonek Zespolu
Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkie-
wicz-Beldzinska:
Dzien dobry panstwu, ja nazywam sie Mazurkiewicz-Beldzinska. Przyjechalam do pan-
stwa z Gdanska, ale przede wszystkim musze odnies¢ sie do slow pani posel, ktora wno-
sita o to spotkanie... Czy grupy posiow, ale pani poset tutaj...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
To znaczy, jest dokladnie tak: grupa postéw wnosi i ma swojego reprezentanta.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
I musze odnies¢ sie do pewnych danych, ktore padly na samym poczatku wystapienia
pani posel. Ot6z pani posel mowi o tym, ze 27 dzieci zostalo wykluczonych z leczenia.
Otoz, pani posel, to jest nieprawda. Te dzieci wszystkie sg leczone i leczone sg lecze-
niem skutecznym. My nie mamy zadnych danych i przy tym bedziemy sie upierac, zeby...
To nie jest ktamstwo...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Szanowni panstwo, bardzo prosze postow z jednej i z drugiej strony o niekomentowanie.
Wysluchajmy z uwagg wszystkich wypowiedzi. Bardzo prosze panie profesor.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych

na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Tak wiec wszyscy ci pacjenci sg leczeni. To jest pierwsza rzecz. Leczeni sg lekiem sku-
tecznym, czyli nusinersenem. Niestety, urodzili sie w tym czasie, kiedy nie bylo jeszcze
refundacji leczenia terapig genowa. Terapia genowa zostala zrefundowana po ogromnych
dyskusjach, dla pacjentéw, dla ktorych ma szanse by¢ najskuteczniejsza, czyli pacjentow
do 6 miesigca zycia, nieleczonych niczym wczesniej i bedgcych pacjentami z przesiewu,
ktory dziala fantastycznie i o tym zaraz moze powiedzie¢ pani dyrektor Wysocka czy
pani profesor Kostera.

Ja chciatabym przede wszystkim, zeby nie wybrzmialo co$ takiego, bo prosze pan-
stwa, mieliSmy najpierw refundacje Spinraza. Wszyscy byliSmy zachwyceni, bo ta refun-
dacja szla dosy¢ szeroka tawg. Teraz mamy refundacje dwoch dodatkowych lekow i de
facto, zamiast sie cieszy¢, to panstwo podnosza jaki$ taki problem — ale poczekajcie pan-
stwo — ktory jest troszeczke nieprawdziwy.

Pani moéwi, ze w innych krajach jest inaczej. Prosze sobie wyobrazié, ze my jeste-
$my jednym z czterech krajow w Europie, ktory ma taki, a nie inny, model refundacji
i najszybciej na $wiecie dzialajacy przesiew. I mysle, ze ja rozumiem frustracje rodzicow,
ktoérzy zbierajg pienigdze w zbidrkach, ale ja jestem neurologiem dzieciecym od ponad
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30 lat i nie podpisze sie pod tym, zeby jeden pacjent bral dwie trapie naraz, lub trzy
terapie, bo ja nie mam na to zadnych dowodoéw, ze ja temu pacjentowi dlugoterminowo
nie robie krzywdy.

O tym panstwo tez musicie pamietac, ze pacjenci leczeni lekiem modyfikujacym jakby
ten nieczynny gen, czyli takimi oligonukleotydami antysensownymi, jakim jest nusiner-
sen czy rysdyplam... To sg leki, o ktérych my nie wiemy, jaka bedg mialy konsekwencje
interakcji z terapig genowg. W zwigzku z tym dla bezpieczenstwa tej populacji pacjentow,
tej wlasnie populacji objetej przesiewem, tej wczesniej nie leczonej, to sg pacjenci, kto-
rzy mogg wybraé: terapia genowa lub nusinersen. Jezeli sg przeciwwskazania odno§nie
do nusinersenu, to ewentualnie terapia doustna, ale po drugim miesigcu zycia. Tak wiec
pacjent, razem z lekarzem prowadzacym, ma tak naprawde na dzien dzisiejszy dostep
do tego, co dla niego, wedlug wspodlczesnej wiedzy jest najlepsze. I to, ze 27 dzieci jest
leczonych nusinersenem, a nie jest leczonych terapig genowa, to naprawde jest troche
tak, jak my bySmy sie cofneli, nie wiem, o 4 lata, kiedy nie bylo jeszcze metody na przy-
klad trombektomii mechanicznej leczenia udaru mozgu i kto§ byl leczony tromboliza,
i nie byl leczony zbyt efektywnie.

Ten czas niekiedy nie dziala na nasza korzy$é. Po prostu, jest decyzja refundacyjna
1 wrzeéniai od 1 wrze$nia noworodki dostaja terapie genowa, jesli do niej sie kwalifikuja.

Tak jak moéwil pan minister: jeden noworodek juz otrzymat leczenie. To sie odbylo
w szpitalu w Y.odzi u pana doktora Przysto. Teraz jest wysiew poznanski. W Poznaniu
jest dwoje noworodkow, ktore czekaja na terapie genowa.

I ja chcialabym jeszcze zwroci¢ uwage panstwu, ktorzy tak walezg o terapie genowa,
ze to jest terapia obarczona ogromnym ryzykiem im starsze jest dziecko. Panstwo musi-
cie sobie z tego zdawac sprawe. To jest przewlekla sterydoterapia, bardzo intensywne
monitorowanie pacjenta i niestety, w tej starszej populacji, w tej, ktora jest juz duzo
bardziej objawowa, bo nie byla identyfikowana w przesiewie, tylko weczeséniej, ta terapia
obarczona jest duzo wiekszym ryzykiem. Dlatego naprawde, prosze wierzy¢, ze to, co sie
wydarzylo, w naszej opinii, naprawde jest czyms, co musimy wyttumaczy¢ panstwu, zeby
nie moéwié, ze te dzieci sg nieleczone i skazane na §mier¢, bo to jest nieprawda.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Nastepny glos, prosze uprzejmie.

Wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu Koordynacyjnego ds. Lecze-

nia Chorych na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Anna Kostera-Pruszczyk:
Anna Kostera-Pruszczyk. Ja jestem neurologiem dzieciecym i pediatra. Kieruje Klinika
Neurologii Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego. Klinika, ktorg kieruje, a w ktorej
pracuje juz od prawie 30 lat, zajmuje sie pacjentami z chorobami mieéni, w tym z SMA,
od lat 50. ubiegltego stulecia. Od ponad dekady prowadzimy rejestr. Ja pozwalam sobie
powiedzie¢ o tym panstwu dlatego, ze reprezentuje grupe lekarzy, ktérzy bardzo duzo
swego zaangazowania od wielu lat kieruja pod adresem tej grupy pacjentéw, i tak byto
réwniez w czasach zanim pojawila sie jakakolwiek farmakoterapia.

Ja postaram sie maksymalnie krotko wypowiedzieé, ale uwazam, ze absolutnie klu-
czowe do tego, zebySémy zobaczyli, jak wyglada program leczenia rdzeniowego zaniku
mie$ni w Polsce, jest spojrzenie na kilka elementéw. Prosze panstwa, to jest tak. SMA
jest chorobg, ktéra ma ten sam mechanizm genetyczny. Chorujg zaréwno dzieci, jak
i dorosli.

Generalnie w kontekScie potencjalnej terapii genowej mowimy o dzieciach
z tzw. SMAL. To sg dzieci, ktére w okresie, kiedy nie bylo jeszcze zadnego leczenia, roz-
wijaly pierwsze objawy w pierwszym polroczu zycia. Bez terapii wchodzily w niewy-
dolnoéé¢ oddechowa, byly zalezne od respiratora i umieraly z reguly przed koncem dru-
giego roku zycia, nie nabywaly zadnych umiejetnoSci ruchowych. To byly dzieci, ktore
pod koniec pierwszego roku zycia nie byly w stanie w zasadzie ruszac prawie niczym.
Dramatycznie absolutnie przebiegajgca choroba.

To co wiemy z badan naukowych, z obserwacji przebiegu naturalnego wilasnie tej
postaci SMA1, to jest to, ze ten proces, ktory toczy sie w organizmie malenkiego dziecka,
przebiega w sposob piorunujacy. My czasami mowimy: czas to motoneuron. Motoneuron
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to jest ta komorka, ktora jakby obumiera w zwigzku z choroba. W przypadku pacjentow
z SMAL1 czasami mowimy, ze to jest tak, jak by spadac z klifu. Spada liczba tych komo-
rek bardzo szybko juz od pierwszych tygodni po urodzeniu, w zwigzku z tym to okno
czasowe, w ktorym jesteSmy w stanie mozliwie jak najskuteczniej ratowaé zdrowie,
sprawno$c dzisiejsza i przyszla tego dziecka, jest bardzo niewielkie. I to jest absolutnie
kluczowa informacja w kontekscie oceny caloéci programu lekowego, ktory w tej chwili
w Polsce istnieje.

Nie bede méwita na temat SMAZ2 i 3, tych postaci przebiegajacych tagodnie. Gene-
ralnie terapia genowa jest zarejestrowana do leczenia dzieci, ktére majg tam jeszcze
taki element drugiego genu, dwie-trzy kopie. To sg w zasadzie dzieci, ktore z definicji
chorowalyby na SMA1, niewiele z nich na SMA2.

Prosze panstwa, w 2017 r. byla rejestracja pierwszego leku, leku dokanatowego.
Ten lek, decyzjg refundacyjna, stat sie dostepny dla polskich pacjentéw od marca 2019 r.
i my wlgczamy to leczenie w Polsce — o tym tez trzeba wiedziec¢ — ekspresowo. Szybko,
to jest powiedzie¢ za malo.

Zanim stal sie aktywny, zanim wszedl, zresztg jako jeden z pierwszych krajow w Euro-
pie Polska rozpoczela badanie przesiewowe noworodkéw w kierunku SMA. W kontekscie
tego, co my wiemy, jak szybko dochodzi do nieodwracalnych zniszczen zanim pojawia sie
pierwsze objawy, ten przesiew ma kluczowe znaczenie. Wszystkie dzieci sag w Polsce wig-
czane na biezgco. My jako zesp6l obradujemy w okreslonych terminach, ale jezeli poja-
wia sie wniosek §wiezo rozpoznanego dziecka i ja o tym wiem dzisiaj, to kwalifikacja jest
dzisiaj. Czasami w tym samym dniu, czasami w kolejnym, dziecko otrzymuje leczenie.

Nie jest tak, jak w wielu krajach lezgcych na zachéd od nas, w ktorych trzeba pocze-
kac w kolejce, a jeszcze przez ten czas stan neurologiczny dziecka sie pogarsza. W tym
kontekscie robimy absolutnie wszytko, co jest mozliwe, ale robimy to réwniez dzieki tym
juz uruchomionym mechanizmom refundacyjnym. To jest pierwsza informacja.

Druga informacja, prosze panstwa, jest taka, ze my nie mamy w tej chwili zadnych
przekonujacych dowodéw naukowych, ktore nam moéwia o wyzszoSci ktorejkolwiek
z tych trzech terapii, bo to nie jest tak, ze do 1 wrze$nia w Polsce my tym potwornie
chorujagcym pacjentom nie mieliSmy nic do zaoferowania. MieliSmy §wietny program,
ktory zostal rozszerzony i wzbogacony, w mojej osobistej ocenie w bardzo dobry sposéb,
poniewaz adresuje te terapie podawang raz w zyciu do tej populacji dzieci, u ktérych
odnosi ona najwyzszg skuteczno§¢, rownocze$nie wigzac sie z najnizszym ryzykiem dzia-
tan niepozadanych.

To ryzyko powaznych dzialan niepozadanych w przypadku terapii genowej bardzo
wyraznie roS§nie zarowno z rosngcg masg ciala, jak i wiekiem pacjenta. To jest pierwsza
informacja.

Druga informacja jest taka, rowniez z danych spoza badan klinicznych. My wiemy,
ze w tych krajach czy w pewnych sytuacjach finansowych — choé nie ma to réwniez uza-
sadnienia merytorycznego wedlug dzisiejszego stanu wiedzy — gdzie czasami jest moz-
liwo§¢ podawania sekwencyjnie kilku terapii, bardzo czesto rodzice dzieci, ktore otrzy-
maly terapie genowg w okresie, kiedy choroba jest juz do$¢ mocno zaawansowana i nie
spelnilo to ich wszystkich nadziei i oczekiwan, albo wracajg do terapii nusinersenem,
czyli tym lekiem, ktory jest juz refundowany, albo o tego rodzaju terapie wystepuja.

Ja mysle, ze my wszyscy musimy mie¢ §wiadomos$¢, ze przy ogromnym wysitku, ktory
wszyscy wykonujemy, zeby dzieci ratowac, zeby robi¢ dla nich jak najwiecej, przychodzi
moment choroby, w ktorym nie ma mozliwoSci cofniecia wszystkiego, co ta choroba juz
zrobita. Myéle wiec — to méwie z czysto osobistego punktu widzenia - ze wielkg krzywda,
ktéra mozna zrobi¢ pacjentowi i jego bliskim, jest obiecywa¢ mu skuteczno$¢ terapii,
ktora jest niemozliwa do osiggniecia. Tego nie wolno nam robi¢ w zadnym kontekscie,
tutaj rowniez.

Zatem, patrzac rowniez na wyniki tych badan, ktore byly publikowane takze w odnie-
sieniu do terapii genowej i jest taki tadny wykres, ktéry méwi o réoznym poziomie sku-
tecznoSci, ta skuteczno§é jest bardzo dobra, najwyzsza, jezeli ta terapia jest podana
bardzo wcze$nie, w pierwszych miesigcach zycia przy dobrym stanie neurologicznym
dziecka. Duzo mniejsza, podana w miare wcze$nie, przy zaawansowanym stanie i bar-
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dzo niska, jezeli jest to juz w okresie zaawansowania choroby. My jestesmy w tej chwili
w sytuacji takiej — ja juz staram sie konczyc¢ moja dtuga wypowiedz - ze dzieki wpro-
wadzeniu programu badan przesiewowych, dzialajgcemu na poziomie przekraczajgcym
wyniki osiggniete w jakimkolwiek znanym mi kraju...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Przepraszam, pani profesor. Pani posel, no naprawde. W tej sali jest wyjatkowo... Bardzo
prosze, nie rozmawiajcie panstwo...

Wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu Koordynacyjnego ds. Lecze-
nia Chorych na Rdzeniowy Zanik Miesni Anna Kostera-Pruszczyk:
Ja juz koncze, ostatnie trzy zdania...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Pani profesor, ja nie méwitem tego do pani. Tylko po prostu musze, niestety, panowac
nad tym, ze tu z lewej rozmawiaja, z prawej rozmawiaja i robi sie jednak zamieszanie.
Tak wiec bardzo bym prosit o cisze, a pani profesor niech kontynuuje. Prosze.

Wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu Koordynacyjnego ds. Lecze-

nia Chorych na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Anna Kostera-Pruszczyk:
To, o co my walczymy, to jest to, zeby podac te terapie jak najwcze$niej. Mamy przesiew
finansowany w caloSci ze Srodkow publicznych. W wielu krajach walczg o pilotaz i jesz-
cze go nie majg. Nasze dzieci sa w stanie dosta¢ terapie w pierwszym miesigcu zycia.
To sie nie zdarzalo w badaniach klinicznych, to sie w zasadzie nie zdarzalo z wyjatkiem
sytuacji, kiedy rozpoznanie bylo stawiane prenatalnie, jesli na SMA chorowalo starsze
rodzenstwo i rodzice wiedzieli, ze chcg te informacje uzyskaé bardzo wczesnie.

Ja powiem jeszcze jedna rzecz, ktora, wydaje mi sie, tez nigdy do konca nie wybrzmiata
w przestrzeni publicznej. Raz jeszcze powtoérze to, co powiedziata pani profesor Mazur-
kiewicz-Beldzinska: 100% tych dzieci, przy ktorych, w tych opisach — ja rozumiem emo-
cje wszystkich rodzicow, za dlugo pracuje z tymi pacjentami, zeby tego nie rozumieg,
i naprawde nie mieliSmy im nic do zaoferowania, a teraz mamy — w zasadzie nie pojawia
sie informacja, ze te dzieci sg leczone, a one sg leczone w zasadzie od momentu rozpo-
znania. Sg leczone i majg skutecznoS§é tej terapii. I to jest pierwsza informacja.

A druga informacja, prosze panstwa, jest taka, ze z tego, co wiem, to okolo 80%
dzieci, ktore ze zbidrek otrzymaly terapie genowa, wrdécito do nusinerseu, mimo ze jeden
z argumentow byl taki, zeby unikna¢ tego podania leku co 4 miesigce, zeby uzyskac wie-
cej. By¢ moze to oznacza, ze ta droga podania leku byla jednak akceptowalna i by¢é moze
to jednak oznacza, ze nie tylko my, lekarze, monitorujac skutecznosc terapii w skalach,
ale rowniez ci rodzice, widzieli skuteczno§é terapii.

Moja wypowiedz nie jest o tym, ze rodzic nie ma prawa walczy¢ — ja dla mojego dziecka
posziabym nawet do piekiel — ale my mamy super program. Naprawde, to znakomity
program celowany, dla tych pacjentow, ktorzy moga na tym leczeniu w tym momencie
skorzystaé najbardziej. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje. Bardzo prosze, pani profesor.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych

na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Przepraszam najmocniej, ale jeszcze tak jakby troche ad vocem pani profesor Koste-
ry-Pruszezyk. Ja powiem tak. Prowadze Klinike Neurologii Dzieciecej w Gdanskim
Uniwersytecie Medycznym i my hospitalizujemy najmliodsze dzieci, tez te, ktore trafily
do nas z przesiewu. MieliSmy to szczeScie, ze trafilo do nas pierwsze dziecko w Polsce
z przesiewu. OczywiScie byly pewnego rodzaju nerwy, bo to jest zupelnie inny pacjent
i zupelnie inna grupa rodzicow. To nie sg rodzice, ktérzy juz sie zmagali z jakim§ pro-
blemem, tylko to sa rodzice, na ktorych spada informacja: panstwa dziecko jest chore.
Jednak my z przesiewu wiedzieliSmy to, ze ono jeszcze nie jest tak chore. Wiekszo§é
tych dzieci byla naprawde w stanie przedobjawowym. Wszystkie dostaly leczenie, jeszcze
wtedy leczenie nusinersenem, u mnie w klinice jeszcze rysdyplamem, bo my braliSmy
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udzial w badaniach klinicznych. Poniewaz pierwszy pacjent byt identyfikowany w sierp-
niu zeszlego roku i jeszcze byl pilotaz, to tak naprawde jest to pacjent, ktory rozwija
sie doskonale. I musze powiedziec¢, ze to sg rzeczy, jak méwila pani profesor, ktére nas
napawajg ogromnym szczesciem.

Wydawalo sie nam, ze razem z Fundacjg SMA i calym $rodowiskiem nazwijmy
to ludzi zajmujgcych sie neurologia, neurologig dzieciecg i chorobami rzadkimi, bo jed-
nak rdzeniowy zanik mie$ni jest chorobg rzadka, bedziemy mogli pochwali¢ sie takim
modelowym przykladem... To tez nie byto od razu. Ta walka o refundacje byta dluga.
Panstwo sami wiedzg. Wielokrotnie kolezanka byla na posiedzeniu Komisji Zdrowia,
gdzie mowiliSmy: blagamy o terapie genowa, a gdy juz byl przesiew, to ten argument byt
dodatkowy, ze podamy tym pacjentom, ktorzy najlepiej z tego leku skorzystaja. Ale tez
nie moze by¢ tak, ze my dopuécimy, ze kazdy pacjent bedzie brat sobie jeden lek, potem
drugi, a potem trzeci, bo nie mamy na to — podkreslam jeszcze raz — zadnych naukowych
danych, zeby trzy terapie czy dwie terapie byly lepsze od jednej. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje. Czy ktos$ jeszcze z ekspertow chcialby zabra¢ glos?

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:

Jesli mozna, jeszcze pare slow na temat tego, jak dziata przesiew w Polsce i w jakim
czasie nastepuje ostateczne postawienie diagnozy u pacjentow.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Prosze bardzo.

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

i.p.

Magdalena Wysocka, Instytut Matki i Dziecka. Chcialabym powiedzieé, ze pierwsze
badania przesiewowe zostaly wprowadzone w Polsce w 1964 r. i byt to przesiew w kie-
runku fenyloketonurii. Wtedy wdrazanie przesiewu trwalo od 1965 r. praktycznie
do roku 1990. Potem, powoli, pojawialy sie nastepne przesiewy. To byly przesiewy w kie-
runku wrodzonego przerostu nadnerczy, mukowiscydozy, choréb metabolicznych i byty
wprowadzane dlugo.

Przesiew w kierunku SMA. WprowadzaliSmy w instytucie pilotaz pod koniec
roku 2020. W kwietniu 2021 r. wojewddztwo mazowieckie mialo po raz pierwszy wpro-
wadzony przesiew i do 28 marca tego roku, czyli w niespelna rok, przesiewem zostata
objeta cala Polska. Z zadnym przesiewem tak sie nie wydarzylo.

Nie wiem, czy panstwo wiecie, jak wykonuje sie przesiew. Dziecko w drugiej-trze-
ciej dobie zycia ma pobierang krew z piety i potem bibulki z oddziatéw noworodkowych
sg przesylane do oSrodkéw wykonujacych badanie przesiewowe. W przypadku SMA,
wszystkie sg przesylane do Warszawy.

Czas wykonania badania przesiewowego jest uzalezniony od czasu, kiedy szpital przy-
§le bibulke do laboratoriéw, ktére maja. Na dzien dzisiejszy te bibulki przewoza firmy
kurierskie i bibutka w laboratorium, w przypadku SMA, jest juz w trzeciej-czwartej
dobie. W wyjatkowych sytuacjach jest tak, ze tej bibulki po prostu nie ma, bo z jakich$
dziwnych powodow ta bibutka nie dojechata.

Rejestracja w laboratorium tych wszystkich bibutek, ktore sa, jest miedzy piata
a siodmg dobg. Potem test przesiewowy, wynik pierwszego badania przesiewowego —
bo my robimy wstepne badanie, czy to dziecko ma to SMA czy nie — jest w zaleznoéci
od tego, jak nam wychodzi, czyli miedzy czwartg doba a dziesiata.

Warunkiem tego, zeby wykonac takie badanie, jest zgoda rodzica na wykonanie
badania genetycznego, podobnie jak w przypadku mukowiscydozy. Inne badania prze-
siewowe mozemy wykona¢ w momencie dostania bibuty. W przypadku SMA musimy
mie¢ zgode rodzicow i akurat brak zgody rodzicow powoduje, ze mamy taki rozstrzat
i tak p6zno badanie przesiewowe pierwsze. Najpierw jest badanie przesiewowe. Potem
z probki krwi, ktorg mamy, weryfikujemy to badanie i sprawdzamy, ktéra to moze byé
mutacja. Wtedy szybciutko jest przekazywana informacja do koordynatora, ktérym jest
lekarz neurolog w poblizu miejsca zamieszkania dziecka. On wzywa dziecko, pobiera
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probke krwi drugg. To badanie z pobranej probki krwi jest wykonywane najp6zniej
w ciggu dwoch dni i dziecko moze rozpoczac leczenie. Ta informacja jest przekazywana
do zespolu koordynacyjnego, ktory — tak jak mowita tutaj pani profesor Kostera-Prusz-
czyk — jest kwalifikowane do badania w ciggu jednego, dwoch dni...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dobrze. Dziekuje bardzo. To wszystko. Czy tak?

Pelnomocnik dyrektora ds. Programoéow Lekowych Medycznych i Badan Przesiewo-
wych IMiD Magdalena Wysocka:

Tak. To znaczy, ja chcialabym powiedzieé, ze te dzieci sg rozpoznane juz w ciggu dwoch
tygodni, a w ciggu trzech tygodni moga rozpoczac leczenie w kierunku SMA.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo. Jeszcze tutaj, prosze bardzo.

Dyrektor Biura Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Kamila
Malinowska:

Dziekuje bardzo. Szanowny panie przewodniczacy, szanowni panstwo, ja nazywam sie
Kamila Malinowska. Jestem dyrektorem Biura Prezesa w Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji. Jestem tez lekarzem specjalista w dziedzinie epidemiologii.

Agencja lek Zolgensma oceniala w trybie tworzenia wykazu technologii lekowych
o wysokim poziomie innowacyjnosci, ktory zostal wdrozony ustawg o Funduszu Medycz-
nym w listopadzie 2020 r. Ta ustawa zobowigzywala agencje do tego, ze wszystkie leki,
ktore zostaly zarejestrowane w 2020 r., mialy by¢ ocenione, a wykaz miat by¢ ustalony
do dnia 26 listopada 2021 r. Lek Zolgensma zostal zarejestrowany, czyli dopuszczony
do obrotu na terenie Unii Europejskiej, w dniu 18 maja 2020 r. W dniu 26 lutego 2021 r.,
po kilku miesigcach, bez wniosku podmiotu, zostala wydana, jakby w trybie ustawy,
opinia na temat zasadno$ci stosowania tego leku w warunkach wykazu dla technolo-
gii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnoSci, ktory oznacza, ze technologia ta jest
bardzo obiecujgca, natomiast istniejg watpliwoéci i ryzyka zwigzane z jej stosowaniem.
OczywiScie nie kwestionujemy w tym przypadku...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Ja bardzo przepraszam. Bardzo prosze, nie rozmawiajcie panstwo. Prosze kontynuowac.

Dyrektor Biura Prezesa AOTMiT Kamila Malinowska:

Dziekuje bardzo. Absolutnie tutaj nie kwestionujemy zasadno$ci dopuszczenia tego leku
do obrotu i stosowania go u pacjentéw, natomiast bazowaliSmy tez na danych, ktore byty
w tym momencie dostepne, danych i badan rejestracyjnych przedstawionych przez pro-
ducenta leku do rejestracji tego preparatu.

Prosze panstwa, dysponowalismy tak naprawde trzema badaniami. Do jednego z nich
zostali wlgczeni pacjenci w wieku 6 miesiecy lub mtodsi. W drugim do badania zostali
wlaczeni pacjenci w wieku ponizej 6 tygodni w chwili podania leku, a w trzecim badaniu
leczeniem zostali objeci pacjenci w wieku ponizej 6 miesiecy. To jest informacja doty-
czgca tak naprawde tego, jaka bylta charakterystyka tych pacjentow, ktorzy zostali objeci
leczeniem.

Nalezy tez zwroci¢ uwage na to, jakiej jakosci, jakiej wiarygodnoSci byly badania, kté-
rymi dysponowali$émy przy ocenie. Wszystkie byly badaniami jednoramiennymi, nieza-
Slepionymi i nierandomizowanymi, co oznacza, ze nie bylo w tych badaniach poré6wnaw-
czej grupy pacjentow, ktorzy otrzymywaliby skuteczne leczenie, dzieki ktéremu mozna
byloby poréwnaé efektywno$¢ nowej terapii wzgledem aktualnie dostepnej skutecznej
terapii, ktorg pacjenci mogliby zastosowac. W naszej ocenie oczywiscie postugiwaliSmy
sie porownaniem wzgledem historycznej grupy kontrolnej, ktérg dysponowaliSmy, aby
moc ocenic...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
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Przepraszam, prosze naprawde zaprzesta¢ rozmow na koncu. Tu jest naprawde dziwnie,
trudno sie prowadzi. Jest taka akustyka, ze to bardzo przeszkadza. Prosze bardzo.
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Dyrektor Biura Prezesa AOTMiT Kamila Malinowska:
Dziekuje. Aby mozna bylo tak naprawde ocenic, jaka jest wielkosé tego efektu zdrowot-
nego, jaka jest réznica po zastosowaniu leku wzgledem tych przypadkéw, kiedy leczenie
nie moglo by¢ zastosowane albo z jakiego§ innego powodu nie bylto podane. Tutaj warto
odniesc sie tak naprawde do kwestii tego, jakie punkty koncowe byly oceniane w kazdym
z tych badan.

Oczywiscie podstawowym punktem koncowym, do ktérego sie odnosila, byt zgon
pacjenta. Drugi, istotny klinicznie punkt koficowy to mozliwo$¢ funkcjonowania pacjenta
bez uzycia wentylacji, ktéra wspierataby proces oddechowy. Jak doskonale panstwo wie-
dza, ma to bardzo istotne kliniczne znaczenie dla tych pacjentéw. Oprocz tego byly tez
oceniane inne punkty koncowe, ktére za chwile panstwu przytocze, a ktoére dotyczyty tak
naprawde aktywnosci ruchowej pacjentéw i byly oceniane u kazdego pacjenta w iden-
tyczny sposob.

Analiza przezycia w pierwszym badaniu wskazala, ze na 22 leczonych pacjentow
20 pacjentéw przezylo, czyli w dwoch przypadkach odnotowano zgon pacjenta. Dwoch
pacjentéw z grupy leczonej pomimo leczenia nie przezylo.

Jezeli chodzi o wentylacje, jej zastosowanie czy niezalezno$¢ od stalej wentylacji,
to ona wskazywala, ze w 18 miesigcu leczenia po zastosowaniu terapii 81,8% pacjen-
tow, czyli 18 na 22, nie wymagalo stalej wentylacji. U tych pacjentéw nie oceniano
wplywu terapii na jako§¢ ich zycia. To jest oczywiScie bardzo utrudnione z racji tego,
ze s to pacjenci...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Pani dyrektor, pani doktor jednoczesnie...

Dyrektor Biura Prezesa AOTMiT Kamila Malinowska:
Zmierzam do konca.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
...bardzo bym prosil, gdyby pani byla uprzejma przedstawi¢ wnioski z tego badania.
Dobrze? Bardzo o to prosimy.

Dyrektor Biura Prezesa AOTMiT Kamila Malinowska:
Dobrze. To jeszcze jedno zdanie na temat zastepczych punktow koncowych, ktore byty
oceniane, bo dotyczyly one tak naprawde rozwoju ruchowego tych pacjentow. Opieraly
sie na ocenie mozliwoSci przewrotu pacjentow z plecow na boki, siedzenia bez podparcia
przez 30 sekund i siedzenia bez podparcia przez co najmniej 10 sekund. Co to oznacza,
jakie to ma implikacje dla pacjentow, tak naprawde dla leczenia, dla oceny tych lekéw
w trybie ustawy o Funduszu Medycznym?

Leki wlaczone do wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci
sg terapiami obiecujgcymi - jak juz panstwu wspomnialam - ale zwigzanymi z duza
niepewnoscig efektu, ktory zostal do tej pory zaobserwowany i z duzg niepewnoscia
odnoénie do tego, na ile ten rezultat z badania klinicznego moze by¢ przeniesiony, czy
zostanie powielony w praktyce klinicznej. Z tego wzgledu leki te oceniane sg nastepnie
w rejestrze, ktory w tym przypadku jest tez rejestrem SMPT, aby mozna bylo zobaczyc,
czy ta terapia rzeczywiScie jest skuteczna w warunkach praktyki klinicznej. Dziekuje
bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Otwieram dyskusje, tak jak juz wczesniej zapowiadatem. Widze kolejne
zgloszenia i mam tez zgloszenia postéw, oprocz tych osob, ktore sie zglosily. Mam
tu na kartce, pierwszy jest pan poset Hardie-Douglas. Bardzo prosze.

Posel Jerzy Hardie-Douglas (KO):
Dziekuje bardzo. Panie przewodniczacy, szanowni panstwo, z wielkim zainteresowaniem
wystuchalem obu pan profesor i przedstawiciela AOTMiT-u. Pani profesor twierdzi,
ze powinniSmy sie cieszy¢, a tym czasem marudzimy. Ja do tych maruderéw tez naleze,
do tych, ktérzy marudza.
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Ja oczywiscie ciesze sie z rozwoju screeningu w Polsce. To jest niewatpliwa zastuga —
zawsze trzeba oddaé papiezowi co papieskie i naprawde chapeau bas - przeciez w konicu
w niewielu krajach sg prowadzone badania przesiewowe noworodkéw. Super, ze to jest
u nas.

Ta decyzja refundacyjna ministra, jezeli chodzi o Zolgensme, opiera sie gtéwnie
na rekomendacjach AOTMiT-u, a te z kolei - zresztg przed chwileczkg o tym slyszeli-
$§my — na opinii europejskiego konsensu w sprawie zastepczej terapii genowej w SMA
i Charakterystyce Produktu Leczniczego, czyli na rekomendacjach producenta leku.
Jesli chodzi o te rekomendacje europejskie — co zreszta jest juz dzisiaj w gronie neuro-
logéw pewnym truizmem - i jesli rozumie sie jakby istote choroby to tez jest oczywiste,
ze najwieksze korzysci uzyskuja dzieci bezobjawowe, ktore otrzymaja terapie genowg
do 6 miesigca zycia.

Jest stosunkowo malo literatury na temat korzysci, ktére moga odniesc dzieci star-
sze, z waga ponizej 13,5 kg, ktorym podano Zolgensme, a ktore rozpoczely juz wezesniej
terapie innymi lekami - przede wszystkim rozmawiamy tutaj o tym dokanatowym nusi-
nersenie albo o lekach doustnych, risdiplamie — ale takie doniesienia sa, i wcale nie jest
ich malo, przede wszystkim ze Stanéw Zjednoczonych. Waga ponizej 13,5 kg spetnia kry-
teria podania leku, ktore sg zapisane w Charakterystyce Produktu Leczniczego. Miedzy
innymi pan minister twierdzil, ze producent jakby dyskwalifikuje tego typu kryterium,
jak wagowe, tymczasem nie jest to prawda. W Charakterystyce Produktu Leczniczego
jest dopuszczenie leczenia genowego u dzieci, ktore nie przekroczyly 13,5 kg.

Istnieje konsens odnoénie do tego, ze im dziecko starsze, im wiecej wazy, i ktéremu
trzeba oczywiscie zwiekszaé dawke, tym wieksze jest niebezpieczenstwo leczenia.
Mowita o tym pani profesor i odno$nie do tego nikt nie ma watpliwosci. Dlatego my dzi-
siaj nie rozmawiamy o dzieciach, ktore wazng po 15-20 kg, aczkolwiek sg kraje, rowniez
w Europie, ktore dopuszczajg leczenie Zolgensma tych dzieci ciezszych.

Wszystkie te dzieci, te 27 0sob, o ktérych méwimy, 27 dzieci, ktore nie mogg obec-
nie skorzystac z leczenia terapig genowa, majg wage ponizej 13,5 kg, co jest niezwykle
wazne. Wszystkie dzieci, ktore rodzg sie obecnie, jak panstwo doskonale wiecie, dzieki
tym badaniom przesiewowym, ,,zalapig sie” na te refundacje, na leczenie. Natomiast nie
mamy oczywiscie pewnosci, jaki skutek przyniesie leczenie tych dzieci, ktére minister
w swoim rozporzadzeniu niejako wykluczyl z tego leczenia, czyli te, ktore majg ponizej
13,5 kg wagi, ale juz przekroczyly 6 miesiecy albo tez zaczely terapie innym lekiem. Nie
wiemy, jaki to przyniesie skutek, ale nie ma tez takich przesltanek, aby sadzi¢, ze nie
przyniesie skutku, bowiem dystrofia mie$ni jest u tych dzieci nasilona w bardzo ré6znym
stopniu.

Zmierzam do konica. Zaréwno ja, jak i moi koledzy z Koalicji Obywatelskiej, uwazamy,
ze poniewaz jest dosy¢ wyjatkowa sytuacja, mamy dzieci, ktore juz z calg pewnoScig nie
kwalifikuja sie do leczenia, jak panie tutaj mowimy, tak zycie chcialo, ze sie urodzity
w momencie, kiedy jeszcze nie bylo skutecznego leczenia...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Panie doktorze, no przepraszam, sg leczone. Pan méwi o tym konkretnym leku, zeby$my
nie mowili, nie powtarzali — kto$ to obserwuje i stucha - ze nie sg leczone. O to prosze.

Posel Jerzy Hardie-Douglas (KO):
Nie sg leczone terapig genowa. Panie przewodniczacy, jak pan wie, jestem onkologiem.
Mowienie, ze te leki sa rownowazne nie jest prawda. To jest tak, jakby$my... Ale prosze
da¢ mi dokonczy¢. To jest tak...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Panie doktorze, pan powiedzial, ze jest pan onkologiem. No, nie przychodzi do pana
do oddzialu neurolog i méwi, w jaki spos6b ma pan leczy¢...

Posel Jerzy Hardie-Douglas (KO):
Czy moze mi pan pozwoli¢ dokonczy¢ mys§l? Tak? Dzisiaj w onkologii stosuje sie
powszechnie terapie genowa. Nie mozna powiedziec, ze kto§, kto ma na przyklad raka
pluca i otrzymuje chemioterapie, otrzymuje taka sama dobra terapie jak ten, ktory
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kwalifikuje sie do terapii genowej, poniewaz wyniki sg diametralnie rozne. Jezeli wiec
kogo$§ mozna leczy¢ dzisiaj osiggnieciami inzynierii genetycznej, to nalezy to robic. Tak
ja przynajmniej uwazam. Je§li moi koledzy uwazajg inaczej, to niech to powiedza... Pro-
sze mi da¢ dokonczy¢, bo ja naprawde chee powiedzieé, jaka jest konkluzja tego.

Jestedmy w dosy¢ wyjatkowej sytuacji. Mamy grupe dzieci, ktéra nie moze juz by¢
leczona, przynajmniej w tej chwili, terapig genowa. Mamy tez te dzieci, ktore maja
to szczescie, ze przechodzg przez screening i na pewno te terapie genowa, ktora spro-
wadza sie do jednego wlewu i daje znaczng szanse na to, ze dziecko bedzie wyleczone...
To jest jakby druga grupa dzieci, ktora oczywiscie z roku na roku bedzie sie powiekszac.
I mamy 27 dzieci, ktore spelniajg kryteria, ktére mozna by, ze tak powiem, podciggnaé
pod mozliwo§é leczenia terapig genowa.

Sa dzieci w Polsce, miedzy innymi w o§rodku lubelskim, ktére otrzymywaly inne
leczenie, sg starsze niz 6 miesiecy i otrzymaly komercyjnie terapie genowa. Nalezy
sie spytac¢ pani docent Chroécinskiej-Krawcezyk, czy rzeczywiscie wystapily tam jakies$
niebezpieczne powiklania i czy te dzieci osiggnely korzysc z tego leczenia. Uwazamy,
ze poniewaz sg pienigdze...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Panie posle, panie doktorze, bardzo dtugo pan mowi. Naprawde prosze do puenty.

Posel Jerzy Hardie-Douglas (KO):
Poniewaz sg pienigdze w Funduszu Medycznym i nie mamy zadnej pewnosci, ze tego
typu terapia zastosowana u tej 27 nie da pozadanych skutkéw, powinniSmy te terapie
w ramach stworzonego trialu, jakiego$ badania, najlepiej w oérodku, ktéry ma najwiek-
sze doswiadczenie, jednak przeprowadzic. Nic nie ryzykujemy, natomiast jest to olbrzy-
mia szansa.

To leczenie dokanalowe przez cale zycie jest niezwykle klopotliwe, i panie to powinny
wiedzie¢. To jest leczenie, ktore stosuje sie miedzy innymi u dorostych. W tej chwili
w Stanach Zjednoczonych, zeby poda¢ po raz kolejny lek dokanatowo, podaje sie go pod
tomografig komputerowa, dlatego ze nie mozna u tych pacjentéow sie wkiué. Dziekuje
bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dobrze. Po prostu to...

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
My musimy, przepraszam bardzo...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Zanim pani profesor odpowie, bo to rzeczywiScie wymaga odpowiedzi...

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Ale ja tylko trzy zdania.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
...1 to ex catedra, wlaSciwie nie pytanie, a stwierdzenie. Ja proponuje, aby tu jako$ upo-
rzadkowac te dyskusje... Tak, pani posel, widze pania, pani poset Zawisza. Przed panig
pare innych osob sie zglaszalo. Naprawde, jest jaka$ kolejnoSc.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Ja musze...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Jezeli pani profesor pozwoli, ja proponuje 3-4 mam nadzieje pytania, a nie stwierdzenia,
a pozniej odpowiedz i z powrotem, bo tak co jedno to chyba nie mialoby sensu... Po tym,
ale po trzech-czterech tez bedzie na §wiezo. Trudno co kazde, bo moge sobie wyobrazic,
ze rozne podobne wypowiedzi beda. Pan posel Maksymowicz sie zglasza. Bardzo prosze.
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Posel Wojciech Maksymowicz (Polska2050):

Panie przewodniczacy, Wysoka Komisjo, jezeli pan przewodniczacy pozwoli, wypo-
wiem sie w paru zdaniach, najpierw jako lekarz, ktéremu sprawy ukladu nerwowego
nie sg obce, a potem juz jako polityk. Po pierwsze, jako lekarz musze powiedzied,
bedac uczniem $p. pani profesor Hausmanowej-Petrusewicz, ze przez te dziesieciolecia
nie wyobrazaliSmy sobie, ze ten zakres chordob bedzie poddawat sie skutecznemu lecze-
niu. To, co od trzech lat jest stosowane, czyli skuteczne leczenie, jest po prostu wypel-
nieniem pewnych oczekiwan. Teraz jest tylko kwestia nowych metod, ktore sg nawet nie
konkurencyjne, tylko inne i jest inna droga podania rzeczywiScie, co oczywiScie w przy-
padku lekarzy zajmujacych sie uktadem nerwowym nie stanowi najmniejszego ktopotu.
W przypadku trudnoéci podawania lekow powtarzanych, to tak jak w onkologii mozna
zalozy¢ zbiornik i podawac to po prostu do zbiornika. To jest bardzo prostg sprawa. Nie
jest to wiec jakie§ wielkie ograniczenie, tylko pewne wyobrazenie. Tak wiec medycznie
musze powiedziec, ze argumentacja ekspertow w pelni mnie przekonuje.

A teraz, jako ze jestem posltem, jestem politykiem, wiec musze powiedziec, ze co cesar-
skie cesarzowi a co boskie bogu. Ponad 90% spraw, ktore prowadzi obecne Ministerstwo
Zdrowia, jest wedlug mnie godne krytyki i bedzie wymagalo za rok i miesigc gruntownej
zmiany. Jednak wlasnie ta perspektywa powoduje — jestem przekonany, ze za rok i mie-
sigc pewnie ta zmiana bedzie musiala nastapic — ze musimy mieé¢ bardzo odpowiedzialne
podejscie. W tym wypadku trzeba wiec powiedzie¢ — w mojej ocenie, po wystuchaniu
ekspertow i wystuchaniu tego wszystkiego, majac tez swojg wiedze — ze jedyne, co mozna
egzekwowac wyraznie, to ten zapis, ktory byl przedstawiony, podkre§lony i wyttuszczony
w materiale ministra, ze ,,w przypadku pojawienia sie¢ nowych wynikow badan klinicz-
nych potwierdzajacych skuteczno§é terapii w innych populacjach docelowych, wniosko-
dawca moze ubiegaé sie o zmiane warunkéw refundacji” i nalezy tego pilnowac. Nato-
miast nie mozna powiedziec, ze to postepowanie jest akurat jakies wadliwe. Wedtug
mnie, akurat to wyjatkowo jest wzorcowe.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo. Dziekuje tez za zwiezlg wypowiedz. Pani posel Zawisza, prosze.

Posel Marcelina Zawisza (Lewica):
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Szanowny panie ministrze, szanowny panie przewodniczacy, zaczne od tego, ze to bardzo
dobrze, ze Polska ma w tej chwili jeden z najbardziej kompletnych programow leczenia
SMA na §wiecie. Mamy badania przesiewowe, dostepne wlasciwie wszystkie leki i polskie
panstwo robi naprawde prawie wszystko, co wspodlczesna medycyna oferuje na SMA.
Jest naprawde dluga lista krajow, w ktorych leczenia SMA nie dorasta do piet temu,
co mamy w Polsce i to naprawde nalezy docenic.

Ja bym chciala tylko zapytac o jeden szczegél, o finansowanie Zolgensmy dla dzieci,
ktére nie mogg by¢ objete programem lekowym B.102. Zapytalam o to pana ministra
w interpelacji i bardzo dziekuje za obszerng odpowiedz, ktérg dostalam jeszcze przed
dzisiejszym posiedzeniem Komisji. Zacytuje moim zdaniem najwazniejszg rzecz, bo pyta-
tam, czy Ministerstwo Zdrowia uwaza, ze mozliwe by bylo w uzasadnionych przypadkach
finansowanie Zolgensmy pacjentom, ktorzy juz nie ,lapig sie” na warunki wigczenia
do programu lekowego. Byloby to finansowanie w ramach ratunkowego dostepu do tech-
nologii lekowych. Tu pan minister wypowiada sie, jak rozumiem, o terapii dla pacjentow,
u ktérych wszystkie inne opcje w dostepnych programach lekowych zawiodly. I tu cytuje
,2Ewentualne rozwazenie terapii z zastosowaniem leku Zolgensma moze nastgpi¢ w przy-
padku nieskutecznosci lub nietolerancji wyzej wymienionych lekow, z uwzglednieniem
sytuacji klinicznej pacjenta oraz przestanek w postaci dostepnych dowodéw naukowych.
Minister zdrowia ponownie wskazuje, ze ostateczng decyzje w zakresie terapii z zasto-
sowaniem leku Zolgensma podejmuje zawsze lekarz prowadzacy leczenie pacjenta lub
w przypadku rozwazenia leczenia w ramach procedury ratunkowego dostepu do techno-
logii lekowych, wlasciwy konsultant w dziedzinie neurologii dzieciecej”.

Chcialabym wiec jeszcze raz jasno od pana ministra ustysze¢, czy jest mozliwa sytu-
acja, w ktorej, chocby to bylo po wyczerpaniu programéw lekowych, w ramach ratunko-
wego dostepu do technologii lekowych, konsultant wydatby decyzje o leczeniu terapia
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genowa. Oczywiscie mam $wiadomosc¢ tego, ze to sg bardzo skomplikowane sytuacje, ale
chciatabym mie¢ pewno§¢, ze nasze panstwo pojdzie za ciosem i bedzie w stanie zaofero-
wac ten lek we wszystkich sytuacjach, gdy ma to sens podparty decyzjg konsultantow.
Dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje. Pan przewodniczacy Hoc, prosze.

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Dziekuje, panie przewodniczacy. Szczerze méwigc, nie wiem, jak rozpoczaé moja wypo-
wiedz, bo te dwie ostatnie wypowiedzi troszeczke stonowaly naszg dyskusje...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
I proponuje w tym duchu sie trzymac.

Posel Czestaw Hoc (PiS):
No wlasnie, ale powiedzialbym litosci, litosci i jeszcze raz litoSci. To, ze kto§ nie jest
lekarzem i mowic takie bzdury moze, to sie nie dziwie, bo normalnie, gdyby to lekarz
powiedzial, majgc kompleksowy program leczenia SMA, a wiec taki, o jakim praktycz-
nie nawet nie marzyliSmy, ze whijamy n6z w serce, to Kodeks Etyki Lekarskiej od razu
by obejmowal... Cale szczeScie, ze pani nie jest lekarzem. To po pierwsze.

Po drugie, prosze panstwa, jeszcze raz mowie, tylko cztery panstwa w Europie — moze
sie myle, ale to Niemcy, Austria, Czechy i Wielka Brytania — majg podobny program.
My mamy program kompleksowego leczenia SMA. Wszystkie osoby w Polsce, ktore maja
SMA, sg objete leczeniem. Najpierw byl nusinersen, czyli Spinraza i automatycznie ona-
semnogen abeparwowek, czyli praktycznie Zolgensma, no i oczywiScie risdiplam, doust-
nie. Prosze panstwa, leki, wrecz awangarda. Polska w awangardzie leczenia.

Szczerze mowiagc, mySlatem, ze opozycja jako$ sie zreflektuje i stanie, wszyscy sta-
niemy i oklaskami podziekujemy ministerstwu, Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, zespotowi ekspertow neurologii, ze naprawde objeliSmy wszystkie dzieci,
noworodki, nie tylko przesiewem, screeningiem, ale i kompleksowym leczeniem tej cho-
roby. Dlatego moge apelowac o jakas refleksje, o jakas powage. Dajmy juz spokoj. Prze-
ciez zdrowie — zawsze to podkreslamy — jest apolityczne, apartyjne, ponad podziatami.
JesteSmy warto§cig nadrzednag, wiec chociaz tutaj badzmy rozsadni i miejmy powage.
Natomiast nie atakujmy tego, czego nie ma. Dajcie spokdj. Przeciez po prostu nie mozna
byto tego stuchac na poczatku. To jest naprawde n6z w plecy polskiej medycynie, polskim
ekspertom i polskiej mysli technologicznej, innowacyjnosci, odwadze.

Wam tak bardzo ten Fundusz Medyczny doskwiera. Przeciez wczoraj 3,1 mld daliémy
na centra pediatryczne...

Glos z sali:
Kto dal?

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Dalismy. To znaczy, daliémy wszyscy jako spoteczenstwo. Wszyscy daliémy. Nie powie-
dzialem, ze Prawo i Sprawiedliwo§é dalo... Jako spoleczenstwo daliémy na centrum
pediatrii...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Naprawde, szanowni panstwo, skonczmy z ta polemika. Prosze pana przewodniczacego
o dokonczenie wypowiedzi i...

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Juz koncze. Po prostu brakuje mi stéw. Prositbym tez o refleksje i praktycznie przepro-
szenie za te noze w plecy, w serce itd. Obrazacie autorytety medyczne, a jednocze$nie
obrazacie wartoS§ci i wymiar aksjologiczny. Przeciez medycyna to sztuka i wiedza, trzeba
wiec miec tez pewng pokore, a jednoczesnie refleksje i powage. Dziekuje, bardzo.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje, panie posle. I na koniec tej tury pan poset Kosiniak-Kamysz, prosze. PéZniej
odpowiedz i kolejna grupa.
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Posel Wladystaw Kosiniak-Kamysz (KP):

Dziekuje bardzo, panie przewodniczacy. Panie ministrze, szanowne panie profesor,
Wysoka Komisjo, bede méwil tez w imieniu tych rodzicow, z ktérymi wielokrotnie roz-
mawialem i najpierw przekaze od nich podziekowanie za to, co udato sie zrobic, bo oni
wszedzie, gdzie sie pojawig — to sg rodzicie tych dzieci, ktére sg leczone juz w trybie
refundacji jednego czy drugiego leku, czy tez rodzice, ktorzy jeszcze kontynuuja zbiorki,
bo to juz nie 27 a 25 rodzin kontynuuje zbiorki, dwie rodziny juz wypadly z tego —
zawsze i wszedzie podkreslaja, ze sg bardzo wdzieczni za to, co udalo sie zrobié. I mysle,
ze ta wdzieczno$c jest tez nas wszystkich: moja, réwniez tych, ktoérzy zabierali glos,
bo to, co sie udalo, to jest duza sprawa.

Niewatpliwie pozostaje ta grupa 25 rodzin w Polsce, ktora dzisiaj prowadzi zbiorke,
ktora szuka tej nadziei, ktora chodzi po festynach, wystepuje w Internecie, stara sie
o te pienigdze i ma zapewnienie podania tego leku w Polsce, bo inaczej nie moglaby tej
zbiorki rozpoczaé, tylko ze, jesli zbierze pienigdze. I tu jest ta nieréwno§¢, ktorej oni nie
rozumiejg. Ja tez tej nieréwnosci nie rozumiem, dlaczego, jesli sami zbiorg pieniadze,
te 9 mln, mogg mie¢ podany ten lek w osrodku w Polsce, a zeby mieli refundacje, to nie
ma takiej mozliwoSci czy jest niecheé.

Mam konkretne pytanie do pana ministra, czy rozwaza, jako piastun organu, jakim
jest minister zdrowia, zmiane zasad refundacji tego leku nie zmieniajgc dawkowania,
bo to jest mozliwe. Dawkowanie nie jest oparte na wieku, tylko na kilogramach. Dzie-
kuje za spotkanie z panem dyrektorem departamentu farmacji, bardzo ciekawe i dobre,
bo byliSmy z panem posiem Klimczakiem na takiej interwencji, na takim spotkaniu.
Dawkowanie zalezy — to zreszta wynika z tego spotkania — od wagi pacjenta, a nie jego
wieku. Jednak zasady, ktore okreslil pan minister, dotyczg wiasnie wieku. Czy rozwaza
pan mozliwo§¢ odejscia od tej zasady 6 miesiecy, od tego, zeby bylo poddane przesiewo-
wemu badaniu? Pytam, bo ja znam osobiScie jeden przypadek, ze przesiewy po prostu
wchodzity w ostatnim etapie - to jest wojewodztwo podkarpackie — i dziecko spetnia kry-
teria wszystkie inne. Spelnia kryterium wiekowe, ale nie spetnia tego kryterium udziatu
w badaniu przesiewowym. Czy rozwazacie zmiane tych zasad? To jest to pytanie, ktore
ci rodzice zadajg nam i tez z tego powodu jest to posiedzenie Komisji Zdrowia, zeby im
odpowiedzie¢ na to pytanie.

Czy rozwazacie mozliwo$¢ przeprowadzenia konsylium, ktoére by zaprosito kazda
z tych rodzin, 25 juz na dzisiaj, i przynajmniej by z nimi porozmawialo i wytltuma-
czylo, bo moze trzeba co§ wiecej wyttumaczyc¢? Moze trzeba pokazaé. Czy rozmawia-
cie tez z tymi lekarzami z oSrodkow, gdzie wyrazaja zgode na podanie i daja nadzieje?
Nie mozna tych dzieci i rodzicow zostawié po prostu samych. Nam tylko o to chodzi.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Szanowni panstwo, panie ministrze, proponuje, zeby panie profesor
odpowiedzialy...

Posel Wladystaw Kosiniak-Kamysz (KP):
Poprosze o te odpowiedZ na piSmie.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Tak, bo jezeli bedg jakie§ elementy decyzji politycznych, to oczywiscie pan minister, ale
to przede wszystkim merytoryczne kwestie byly poruszane. Dziekuje tez za te wywazone
pytania i komentarze, bo to jest istotng naszego dzisiejszego spotkana, a nie, niestety —
przykro mi, panie posle — takie niepotrzebne wypowiedzi, jakie byty na poczatku. Bardzo
prosze, pan minister najpierw. Czy tak?

Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:
dJa tylko trzy zdania...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
To najpierw pan minister, a pdzniej pani profesor.
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Podsekretarz stanu w MZ Maciej Milkowski:
Do pana posta Kosiniaka-Kamysza. Odpowiemy faktycznie na piSmie. Znamy przypadki
tych oséb. To sg pacjenci objawowi, bo inaczej przed przesiewem nie byloby... Sa zdiagno-
zowane, poniewaz mialy objawy, a wiemy, ze pacjenci przedobjawowi maja najwieksze
efekty. Dlatego ten czas gra podstawowa role, ale odpowiem na to na pi$mie.

Drugie - interpelacja, ktorg wystaliSmy do pani poset Zawiszy w sprawie innych
form leczenia. Mamy jasne kryteria nieskutecznosci leczenia terapiag nusinersen. Z tego,
co wiem, na dzien dzisiejszy, przy 800 pacjentach, Zespol Koordynacyjny nie zdyskwali-
fikowal pacjentow z leczenia, nie zabral zadnemu pacjentowi leczenia, w zwigzku z tym
oczywiscie nadal moze sie zdarzy¢, ze pacjent nie odnosi zadnego efektu, ale bedziemy
na to czekali, czy faktycznie to leczenie pogarsza sytuacje pacjenta, bo tak do tej pory
nie bylo.

I jeszcze trzecie pytanie... Nie, to te dwa pytania, a reszte pani profesor.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Prosze bardzo, pani profesor.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Ja moze w odniesieniu do pierwszego pana, ktéry mowil o tym, ze terapia genowa jest
skuteczniejsza od innych terapii: my na ten temat nic nie wiemy, zeby byla skuteczniej-
sza. To jest pierwsza rzecz.
Druga rzecz. Ja nie wiem, ja nie styszalam, zeby terapia na wektorze wirusowym albo
wirusem w jakiejkolwiek konfiguracji, czyli gene replacement therapy, byta refundowana
w Polsce w jakimkolwiek innym obszarze terapeutycznym. Nie wiem, jak jest w onkolo-
gii, ale ja mowie o terapii Zolgensma. To jest tak innowacyjne leczenie, ze wydaje mi sie,
ze w onkologii - z calym szacunkiem, panstwo rozwijacie sie blyskawicznie - taka tera-
pia jeszcze nie jest refundowana... No, CAR-T sa, ale to jest zupelnie inny mechanizm.
Powiem tak. Ja nie mam danych na to, zeby mimo ogromnych checi, usprawiedli-
wic teorie, ze terapia genowa jest w jakichkolwiek sposob lepsza od Spinrazy, czyli ris-
diplamu. Na to nie mam danych. To jest to, co powiedzial pan profesor Maksymowicz.
Jesli takie dane za pét roku splyng, to nad tymi danymi kazdy sie pochyli i bedzie sie
zastanawial, jak program lekowy usprawnic.
A wracajac do pacjentow, ktorzy jak podkreslam nie ,,zatapali sie” — to takie okropne
slowo — na terapie genowa, to ci wszyscy pacjenci sa leczeni i podawanie im... No, leczeni
sa. I sg leczeni skutecznie, tak jak panstwo...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Szanowni panstwo, no naprawde, troche powagi. Pani profesor odpowiada, prosze
naprawde stuchac.

Przewodniczagca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$éni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Ci pacjenci sg leczeni, i sg leczeni skutecznie. Oni sg kwalifikowani przez nasz program,
sg oceniani co 4 miesigce... No, dalej prowadzg zbiérki, ale panie poéle, my tez nie mamy
zadnych mechanizmoéw, zeby zakazac zbiérek itd...

Posel Wladystaw Kosiniak-Kamysz (KP):
Zaproscie tych 25 osob...

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych

na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
Ale jesli chodzi o moich pacjentow, ktorzy sq z Tréjmiasta, z kazdym rozmawialiSmy
indywidualnie. Ja stoje na stanowisku — zreszta napisaliSmy wspdlnie jako Polskie
Towarzystwo Neurologow Dzieciecych, ktorego przewodniczacg mam przyjemnosc byc,
ze my opieramy sie na zasadzie jeden pacjent, jeden lek, bo naprawde nie wiemy, czy
w dlugoterminowej perspektywie nie robimy krzywdy. Jesli bedg dane na to, ze leczenie
jest nieskuteczne, leczenie X, rowniez leczenie Zolgensma, to bedziemy musieli sobie
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poradzi¢ z tym, zeby ten pacjent wrocil na przyktad do nusinersenu lub je§li nusinersen
nie bedzie...

Ja rozumiem to odczucie, bo pan méwi o podaniu dokanalowym, ze to jest trudne
- o tym zaraz powie jedno zdanie, czy dwa, pani profesor Kostera-Pruszczyk, bo ona
zajmuje sie dorostymi pacjentami z najbardziej trudnymi wadami kregostupa. Ja jesz-
cze tylko powiem, ze sg najnowsze wyniki australijskie — o tym dyskutowaliSmy — ktore
pokazuja, ze terapia genowa absolutnie najlepsze efekty daje do 8 kg nawet. Jest wiec
naprawde to rozsuniecie i my ten komfort mamy.

I ja, zeby juz panstwa nie zanudza¢, powiem tak — przysztosc dzieci, ktore od 1 wrze-
$nia sg identyfikowane w przesiewie, ale tez przysztosé tych dzieci, ktore byly zidentyfi-
kowane przed refundacja terapii genowej, naprawde jest w jasnych barwach. Naprawde,
prosze mi wierzy¢, to sa pacjenci, ktérych my widzimy na co dzien. To sg dzieci, ktore
by nigdy nie usiadtly, a chodza.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Bardzo prosze.

Wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu Koordynacyjnego ds. Lecze-
nia Chorych na Rdzeniowy Zanik Miesni Anna Kostera-Pruszczyk:

20

Ja dwie sprawy chcialabym jeszcze krociutko poruszy¢, czy do nich sie odnies¢. Zaczne
od pacjentow tych starszych niz te najmniejsze dzieci, o ktorych rozmawiamy.

Generalnie populacja chorych na SMA w Polsce to jest okolo 1000 pacjentow,
okolo 50 dzieci rodzi sie rocznie. W tej chwili w mojej klinice leczymy na SMA ponad
100 pacjentow: starsze dzieci i pacjentow dorostych, ktérzy majg rodziny, zyja pracuja,
majg odwage mie¢ plany i nie sg skazani na nieustajgce pogarszanie sie swojego stanu.
To tez jest pewna perspektywa, dla mnie bardzo wazna. I dajemy sobie rade z tymi bar-
dzo trudnymi kregostupami. Nawet opublikowali§my §wietny protokoél niskodawkowy,
ktoéry rzeczywiscie pozwala robié to bardzo sprawnie i bardzo bezpiecznie.

Natomiast jeszcze krotki komentarz na temat kryterium masy ciata. Z punktu widze-
nia rozwoju zdrowego dziecka to wydaje sie by¢ kryterium bardzo proste. Natomiast
w przypadku pacjentow chorujacych na SMA1, czyli te postaé, odnosnie do ktorej gene-
ralnie rozwazamy czy dyskutujemy dzisiaj o terapii genowej, jest tak, ze czesc tych dzieci
zyje z ekstremalnym zanikiem mie$ni. Nie ze §rednim i nie z duzym, tylko z ekstremal-
nym zanikiem mie$ni, co oznacza, ze mozna znalez¢é pacjenta, ktory jest nastolatkiem
i wazy kilkana$cie kilograméw mimo prawidtowego leczenia zywieniowego i mimo dobrej
na mozliwoSci tej choroby opieki wielodyscyplinarne;j.

Z mojego punktu widzenia rodzi sie pytanie, czy podanie wektora wirusowego
w dawce przeliczonej na kilogram masy ciata, w sytuacji, w ktérej nie ma mie$nia pra-
wie juz, jest duzo tych tkanek, ktore nie sg tkankami docelowymi dla wektora wiruso-
wego... My wiemy, ze im wyzsza masa ciala pacjenta, ktéry otrzymuje terapie genowa,
tym wieksze ryzyko powiklan, one sg jednoznacznie zwigzane z dawka wektora wiru-
sowego. To sa te informacje, ktére, chcialabym ufac, ze neurolodzy dzieciecy w Polsce
majg, bo rozmawiamy na ten temat i rzeczywiScie pojawia sie w ostatnim okresie troche
publikacji dotyczacych niewielkich grup pacjentow, ktore raczej wskazuja na ten weze-
$niejszy okres zycia i nawet jeszcze nizsze masy ciala.

OczywiScie to jest tak, prosze panstwa, ze przegladajgc nazwijmy to prase popularna,
komunikatory, mozna odnie$¢ wrazenie, ze terapia genowa jest cudownym lekiem, ktéry
odwroci wszystko, co choroba zabrala. Nie ma na razie, w przypadku rdzeniowego
zaniku mieéni, zadnej terapii, ktéra odwroéci to, co choroba zabrala. Z czysto lekarskiego
punktu widzenia wydaje mi sie, ze bardzo rozwazne i oparte na danych, ktére mamy
nie tylko z publikacji — leczymy juz w tej chwili ponad 800 pacjentéw w Polsce lekiem
refundowanym, mamy tez dosy¢ dobrze rokujace badania kliniczne, mamy réwniez
wczesniejsze doSwiadczenia z lekiem doustnym... My chcielibyémy wywazy¢ te decyzje
tak, zeby to bylo skuteczne i bezpieczne, a nie zeby kto§ potem moéwil, bo to jest zupel-
nie nieuzasadnione, ze bedzie odchudzal swoje dziecko z resztek miesni po to, zeby ono
zmieScito sie w ramach jakiej$ masy ciata. To jest po prostu... To znaczy, ja czytalam
takie stwierdzenie w jakiejs...
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Prosze panstwa, to jest tak. SMA nie jest choroba, ktéra polega na tym, ze dajemy lek
i zapominamy o sprawie bez wzgledu na to, jaki dajemy lek. Z wyjatkiem tych pacjentow,
ktoérzy mieli to wielkie szczescie, ze otrzymali leczenie przedobjawowo... My nie moéwimy
bezobjawowo. My méwimy przedobjawowo. Poniewaz wiemy z pelnej jakby konfiguracji
genetycznej, ze te objawy pojawig sie wkrotce, uciekamy, jestesSmy kilka krokow przed
choroba. Wszyscy pozostali pacjenci wymagajg opieki wielodyscyplinarnej, opieki zywie-
niowej, rehabilitacji, bardzo wielu innych dzialan i ja mysle, ze byloby to z wiekszym
pozytywnym efektem, gdybySmy podtrzymywali w rodzicach prawdziwg §wiadomosc,
ze w tych obszarach trzeba robié¢ wiele, zeby uzyskac jeszcze lepszy efekt terapii, ktorg
maja, a nie prébowacé czego§ innego.

Ja jeszcze raz powtorze — kazdy z naszych oSrodkow leczacych w programie lekowym
SMA jest zobowigzany do raportowania w pewnych skalach skutecznoSci leczenia, ina-
czej nasze szpitale nie dostang zwrotu pieniedzy za lek, a lek kosztuje duzo. I my mamy
twarde dowody na skuteczno$¢ terapii, ktora juz jest, aczkolwiek mysle — nie uzgadnia-
lyémy tego — ze zawsze bedziemy §ledzi¢ to, co sie dzieje i bedziemy zabiegaé o to, co dla
naszych pacjentéw w tej i innych chorobach bedzie najlepsze, jesli bedg sie pojawialy
nowe badania i nowe dowody.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo. Teraz dalsze pytania. Pani poset Iwona Koztowska, prosze.

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Szanowny panie przewodniczacy, szanowna Komisjo, szanowni panstwo, szanowni goScie,
chcialabym podziekowac oczywiscie za leczenie i terapie genowg dla dzieci do 6 miesigca
zycia. To rzeczywiscie jest ogromny sukces, natomiast, panie wiceprzewodniczacy Hoc,
prosze nie oczekiwaé oklaskow ze strony rodzicéw, ktérzy maja dzieci po 6 miesigcu zycia
i bronig ich, walcza o ich zycie, walczg o ich zdrowie.

Na dzisiejszym posiedzeniu Komisji — nie wiem, czy panstwo wiecie, ja przedstawie
— jest dwoch ojeéw dziewczynek, ktore chorujg wiasnie na SMA. To jest pan Tomasz
Szcze$niewski, ktorego...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

To znaczy, pani poset...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Ja tylko przedstawie...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Momencik, niech pani...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Ja tylko przedstawie...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani poset...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Ale, panie przewodniczacy...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani posel, bardzo prosze...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Ale ja juz bym skonczyta, gdyby pan przewodniczacy nie przerywal...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Ale, pani posel, bardzo prosze. Ja o tym powiedzialem tez na poczatku, my rozmawiamy...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

i.p.

Panie przewodniczacy, prosze mi pozwoli¢ skonczy¢, ja przedstawie tylko gosci.
To wszystko.
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Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Ale, pani posel, czy to co§ zmienia. Rozmawiamy...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Ja chcialabym, zeby obecni wiedzieli, ze na posiedzeniu Komisji sg réwniez zaproszeni
goscie...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
To wiadomo...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
OczywiScie dziekuje, ze pan pozwolil...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
...rowniez jest fundacja. Ale do czego pani zmierza. Rozmawiajmy o problemie tych
dzieci...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Zmierzam do konkretnych pytan...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
...anieo...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Ale prosze mi da¢ skonczyc powiedziec, nic wiecej. Ja tylko przedstawie i zadam bardzo
konkretne pytania.

Bardzo dziekuje, ze pan pozwolil na wejscie zaproszonych go§ci. Pan Tomasz Szcze-
Sniewski, ktory ma 18-miesieczng corke Zosie i pan Piotr Gebauer, ktory ma 2,5-mie-
sieczng Ninke. I teraz moje pytania, bardzo konkretne. Zadaje je w imieniu tych rodzi-
cow, bo nie wiem, czy pan przewodniczacy pozwoli im, zeby sie wypowiedzieli. Jezeli nie,
to bardzo prosze wysluchaé¢ mnie.

Czy stosowanie jednego leku wyklucza podanie Zolgensmy? Dlaczego? Dlatego
ze mam tutaj dokumenty Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. Przeczy-
tam konkretnie: , Nie jest wiadome, czy leczenie obejmie tylko pacjentéw nowo zdiagno-
zowanych, czy rowniez pacjentéw obecnie juz leczonych preparatem Spinraza. Nie byly
przeprowadzane badania kliniczne na pacjentach przyjmujacych poczatkowo Spinraze”.
Mam wiec takie bardzo, bardzo konkretne pytanie: czy rzeczywiscie podanie Spinrazy,
czy jakiegokolwiek innego leku wyklucza podanie Zolgensmy?

Co z dzie¢mi - o czym mowil zresztg pan przewodniczacy Kosiniak-Kamysz — na ktore
juz sg prowadzone zbiérki? Rodzice zbieraja pienigdze.

I kolejne moje, bardzo krotkie pytanie. Czy jezeli zbiorka sie powiedzie i zostanie
zebranych prawie 10 mln z1, a podawany jest wcze$niej lek, na przyklad Spinraza,
to po zebraniu tych pieniedzy zostanie podany tym dzieciom lek Zolgensma w Polsce,
czy rodzice muszg szukaé pomocy i wsparcia w innym kraju, za granicg?

Prosze, to takie konkretne pytania. Jaka jest szansa na to, zeby te dzieci — tych 25
czy 27 dzieci — mogly by¢ leczone réwniez Zolgensma, oczywiscie po indywidualnych
badaniach i konsultacjach lekarskich wszystkich specjalno§ci? Bardzo dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje. Pani posel, pytanie, czy mozna Iaczy¢ terapie i co w takiej sytuacji, jak najbar-
dziej jest zasadne, natomiast ja mialem innego rodzaju zastrzezenia, zeby sprawa byla
jasna.
Teraz w kolejnoSci pani poset Krystyna Skowronska. Prosze uprzejmie.

Posel Krystyna Skowronska (KO):
Kontynuujac wypowiedZ pani posel Kozlowskiej, poprosze panstwa postow z Komisji
Zdrowia o uwage. Pola zostala zdiagnozowana bez przesiewu. Dziecko objawowe. Pola
ma 7,5 miesigca, nie trzyma gléwki, znikoma reakcja nég, rotacja zewnetrzna obu nég,
problemy z przelykaniem, pokarm tylko ptynny, rece ruchliwe, lecz brak sity mie$niowej
mimo codziennej rehabilitacji. Trzyma lekkie, bardzo lekkie zabawki. Pierwsza Spinraza
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podana 4 miesigce temu. Czeka na kolejng dawke, ktorg ma dostaé za 2 tygodnie. Nie
slaba. Nie moze wykonac¢ podstawowych ¢wiczen rehabilitacyjnych.

Przed marcem 2022 r. nie bylo badan przesiewowych na Podkarpaciu i sadze, ze pan
posel Kosiniak-Kamysz mowit réwniez o tym przypadku. Prosze zatem wytlumaczy¢
dzialanie podanego leku Spinrazy. Pola jest rehabilitowana, konsultowana z lekarzami
i fizjoterapeutami. I skoro lekarz znajacy przypadek ocenia stan dziecka na taki, ktory
jest wskazaniem do terapii genowej, to dlaczego nie wzia¢ tego pod uwage.

Ja interpelacje do pana ministra wystalam 26 sierpnia 2022 r. Wskazalam w niej,
i moi przedmoéwcy, kolezenstwo postowie, miedzy innymi pan posel Hardie-Douglas,
ze w Stanach Zjednoczonych leczymy dzieci, podajemy terapie genowa do 13,5 kg oraz
wieku do 2 lat. Nie przekonujg mnie zadne z objasnien panstwa, zadne z dzisiaj poda-
nych argumentow, iz tym dzieciom nie mozna podac¢ terapii genowej. To po pierwsze.

Pani poset Wielichowska prezentujac wniosek postéw klubu Koalicji Obywatelskiej,
wskazala 27. W trakcie pojawila sie informacja, ze z tej grupy nieobjetej kryteriami poda-
nia leku Zolgensma wykluczono 25 dzieci. Na te dzieci, na te Pole, ktorej panstwo nie
przyznali refundacji, zebrano 2 577 000 zt. To jest 27%. Nikt na tej sali — stuchatam pan
profesor — nie jest w stanie powiedziec, ze te dzieci do 13,5 kg czy do dwoch lat, jak jest
przekazane, bezwzglednie zostaja wykluczone z tej terapii. Je§liby tak bylo, to ja rozu-
miem, ze zbidrka bylaby zakazana, lekarz podajacy w kraju bylby wykluczony z takiej
mozliwo$ci. Bylaby to terapia zakazana.

Jezeli juz, jezeli chcecie panstwo o tym mowié, to chce usltysze¢ od pana ministra,
kiedy i w jakim trybie dla tych 25 dzieciakéw bedzie przygotowane konsylium, zeby
bezwzglednie panstwo mogli powiedzie¢ — na §wiecie tak, za prywatne pieniadze tak,
ale w Polsce nie. Tego oczekujemy... I takie pytanie... To nie jest zaden skandal. To jest
pytanie rodzicow...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Szanowni panstwo, bardzo prosze...

Posel Krystyna Skowronska (KO):

Prosze panstwa, ja dostalam list od rodzicow i mam prawo zapytaé¢ w takiej sytuacji,
co panstwo odpowiedzg tym rodzicom. To nie jest zaden skandal. To jest upominanie
sie dzisiaj o 25 dzieci. O to, ze jezeli zbiora 9 mln zl, to lek moze by¢ podany, to dostang
te terapie, a inaczej nie. PowiedzieliScie, ze jest wykluczone i lekarz nie moze takiej tera-
pii podaé¢ dziecku. Rodzice uczestnicy w tym posiedzeniu Komisji zdecydowanie rozu-
miejg moj glos. Ja mowie glosem rodzicow Poli, ktorzy zbieraja...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani poset...

Posel Krystyna Skowronska (KO):

I druga...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

...wybrzmialo to jasno. Pani profesor...

Posel Krystyna Skowronska (KO):

Ale pan mnie nie bedzie pouczal. Nie skonczylam. Mam jeszcze jedno pytanie.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani posel, tak dziwnie sie skiada...

Posel Krystyna Skowronska (KO):

Mam jeszcze jedno pytanie.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

i.p.

Pani posel Krystyna Skowronska, Platforma Obywatelska, jest kolejng osoba, ktéra
publicznie wypowiada sie w taki sposéb. Moim zdaniem — powiem tak — dobrze, ze éro-
dowisko medyczne moze postucha¢ panstwa opinii w tych sprawach. Ja powiem tak —
tylko sie z tego cieszy¢, bo przynajmniej wiedzg, z kim majg do czynienia. Bardzo prosze,
niech pani posel konstytuuje.
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Posel Krystyna Skowronska (KO):
Chcialabym zatem zapyta¢ pana ministra, czy tego rodzaju konsylium dla tych dzieci
bedzie przygotowane, zeby panstwo powiedzieli odpowiedzialnie, panstwo, resort: czy
mozna u tych dzieci stosowaé terapie genowa, czy nie mozna jej stosowac, bo przesiewu
na Podkarpaciu nie bylo? To jest pierwsze.

Drugie. Chcialabym zapytaé, jaka cene panstwo wynegocjowali za refundacje tej tera-
pii. Dlaczego chce o to zapytac¢? Dlatego ze w zbiérkach to jest 9 mln i rodzice zbieraja
9 mln. Ile resort, i jaki jest koszt refundacji? Nie, nie, to nie jest pytanie, jaki jest koszt
taczny, tylko jaki jest koszt dla jednej osoby, dla jednego pacjenta, bo ja otrzymatam
calg liste na poltorej strony, jakie to sg dawki terapii genowej i w jaki sposob bedg poda-
wane. Dlatego prosze sie nie dziwié, prosze panstwa... Co by wam powiedzieli, panstwo
postowie, rodzice tych dzieci, tych 25 dzieciakow, ktore majg lekko wiecej wagi i nieco
dtuzej zyja? Przeciez oni by panstwu zdawali pytania jeszcze bardziej drazliwe niz moje.
Ja probowatam...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Pani poset...

Posel Krystyna Skowronska (KO):
Ja probuje...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
...juz dwa razy panie profesor odpowiadaty. Beda po raz trzeci odpowiada¢. Bardzo pro-
sze, zeby...

Posel Krystyna Skowronska (KO):
Ja probuje to pokazac, zeby panstwo zrozumieli sytuacje tych rodzicow, ktorzy zbieraja
na leczenie swoich dzieci. I wtedy powiem, ktore panie moéwily, ze to jest skandal!

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Pani posel, zeby sprawa byla jasna. Wszyscy mamy wiele empatii dla tej tragicznej sytu-
acji tych dzieci i rodzin tych dzieci. Natomiast my tutaj rozmawiamy na temat refunda-
cji, dopuszczenia okreslonych lekow, wprowadzeniu okre$lonej terapii, ktora jest wpro-
wadzona zresztag dla wszystkich pacjentéw. Dlaczego jest wprowadzona w taki sposob,
a nie w inny, juz to dwa razy byto mowione i bedzie powiedziane po raz trzeci.

Sytuacja jest oczywiscie dramatyczna i wszyscy ogromnie wspélczujemy tym wszyst-
kim osobom, ktére zachorowaly na te straszna chorobe i wszystkim ich bliskim, nato-
miast my tu rozmawiamy... I o to prositem od samego poczatku, i dlatego miatem okre-
Slone zastrzezenia odno§nie do formy tej dyskusji, aby to bylo robione w sposéb maksy-
malnie nie emocjonalnie w sensie gry emocjami, bo emocje sg tu oczywiste i zrozumiale,
zeby z tego wyplyneta pewna konkluzja, co dale;j.

Pani poset Sgjka. Pozniej panie profesor odpowiedza.

Posel Katarzyna Sojka (PiS):

Bardzo serdecznie dziekuje. Panie przewodniczacy, panie ministrze, szanowni panstwo,
bardzo wazne posiedzenie Komisji dzisiaj, niezwykle istotne, natomiast po wystuchaniu
wnioskodawcow, pani posel Wielichowskiej, §miem twierdzi¢, ze pobudki, ktore spowo-
dowaly zwolanie tego posiedzenia, sg absurdalne, ale przede wszystkim sg takim czy-
stym uprawnianiem polityki, poniewaz nie sposob... Mysle, ze politycy opozycji, ktorzy
zdecydowali sie na zlozenie wniosku o zwolanie tego posiedzenia Komisji, z pewnoscia
mieli okazje zapozna¢ sie — ja mialam juz niejednokrotnie — chociazby z opiniami spe-
cjalistow, ktorzy sg rowniez na dzisiejszym posiedzeniu Komisji. Te opinie w Internecie,
rozne wywiady, mozna prze§ledzic¢ i mniej wiecej to, czego dzisiaj od specjalistow w tej
dziedzinie... Mozna bylo to zrozumiec.

Mysle, ze panstwo byli zapoznani z tymi wiadomoSciami, natomiast mimo to ukuliScie
dzisiejszy wniosek, a pani posel wnioskodawca wypowiedziala sie w taki sposob, w jaki
sie wypowiedziata. Jednak, szanowni panstwo, ja mysle, ze przed wejSciem na to posie-
dzenie Komisji, przed tymi drzwiami, ta polityka, ktorg dzisiaj probujecie uprawiac,
powinna mie¢ swoje granice, bo ochrona zdrowia, bo Komisja Zdrowia, bo przede wszyst-
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kim pacjenci, a tak naprawde mali pacjenci i ich rodziny, to nie jest obszar do uprawiania
polityki.

Ja jestem specjalista, jestem lekarzem choréb wewnetrznych i nie o§mielitabym sie
dzisiaj wypowiadac, tak jak co niektorzy lekarze czy tak jak panie, chyba z zawodu eko-
nomistki: pani posel Wielichowska, pani poset Skowronska. Wypowiadacie sie panstwo
wbrew... Stwarzacie antytezy do tego, co bardzo prosto, bardzo jasno wypowiedzialy
specjalistki, ktére maja z tymi pacjentami do czynienia, ktére widza ich od pierwszego
dnia, kiedy choroba jest rozpoznana, a nawet wcze$niej, ktére prowadzg ich leczenie,
widzg przebieg tej choroby, widzg reakcje na leczenie i majg tytuly naukowe, a przede
wszystkim do§wiadczenie w tej chorobie. I panstwo caly czas, pomimo ze bardzo jasno
zostalo to przedstawione, podejmujecie tutaj zdania, podwazacie do§wiadczenie spe-
cjalistow, czego ja mimo wszystko, lekarz specjalista, nie bytabym w stanie zrobié. Nie
oSmielitabym sie.

Drodzy panstwo, ja uwazam, ze dzisiaj — to, co juz wybrzmialo — mozemy by¢ dumni,
bo Polska ma jedna z lepszych terapii. Mamy od bodajze kwietna tego roku badania
przesiewowe, ktore sg niesamowicie istotne, i to tez jest bardzo wielki krok. Wezeéniej
mieliSmy terapie refundowana, jak sie dowiedzieliémy, réwnie skuteczng. Dzisiaj mamy
dodatkowe. Mamy 3 leki refundowane, mamy badania przesiewowe, czyli mamy w zasa-
dzie peten pakiet. Pacjenci, ktorych rodzinami i emocjami gracie, jak sie dowiedzieli-
S§my, majg rownie skuteczng terapie zaproponowang, refundowang i sg leczeni w Polsce
na te chorobe.

Drodzy panstwo, szczy¢my sie tym, ze Polska jest pewna wyjatkowoscig w kwestii dia-
gnostyki i leczenia, a jednocze$nie bardzo bym prosita, zeby postow z opozycji byto staé
na to, by szeroko rozpowszechnié¢ informacje, a tak naprawde wypowiedZ specjalistow,
pan profesor, ktore dzisiaj zabraty glos. Mysle, ze mnie jako specjaliScie rozwialy wiele
watpliwosci, dopelnity pewne luki, gdzie miatam jakas niewiedze. Ta informacja dzisiaj
byta bardzo jasna, bardzo klarowna. I bardzo prosze: panie postanki z opozycji, panowie
postowie, informujcie rodzicéw, informujcie ludzi, ktorzy nie majg do czynienia z ta cho-
roba, ale porywajg ich emocje wywolane przez rdézne tego typu happeningi — tak to bym
nazwala. Przekazcie te informacje. Ona jest bardzo jasna: mamy w tej chwili w Polsce
bardzo dobre leczenie, a mali pacjenci w Polsce nie sg skazani. Oni majg zaproponowang,
terapie. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dobrze. Pan przewodniczacy Miller, prosze.

Posel Rajmund Miller (KO):

Pani posel, mamy prawo i pacjenci majg prawo... To nie jest polityka. Pacjenci maja
prawo dowiedzie¢ sie, bo oni majg dzieci — pani chyba tez ma dzieci - jezeli nie jest
to dobrze wyjaéniane pacjentom. Ja dzisiaj... Prosze mi da¢ skonczy¢!

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Po pierwsze, szanowni panstwo, bardzo prosze o spokdj.

Posel Rajmund Miller (KO):

i.p.

Ja rowniez jestem lekarzem, ale nie do konca rozumiem uzasadnienia przedstawione
przez panie profesor. Pytania sg takie. Jezeli jest lek... Pani profesor méwi, ze nie
jest udowodnione lepsze dziatanie tego leku. To prosze mi powiedzie¢, bo rozumiem,
ze panstwo stosujg kryteria dlatego, ze ten lek jest drogi, bo nie macie doS§wiadczenia...
Sama pani powiedziala, ze nie ma doSwiadczenia, ktére mowi, ze ten lek jest drozszy
lub bardziej skuteczny. Prawda? W zwiazku z tym, jezeli sg dzieci, ktére sie kwalifikujg
do kuracji pod wzgledem wagi, to rodzice maja prawo zapytac, dlaczego ich dzieci kuracji,
ktora daje szanse... Czesto sie opisuje, to, co przedstawial méj kolega Hardie-Douglas,
ja rowniez mam artykuly ze Stanow Zjednoczonych, w ktérych lekarze leczacy tg terapig
podaja, ze majg bardzo dobre wyniki rowniez u dzieci, ktore przekroczyly 13 czy 14 kilo.

Prosze panstwa, nie chcialem tego poruszac. Dwa lata temu, zespot do spraw onkolo-
gii. Na moje pytanie do pana wiceministra — nie tego, bo tamtego juz nie ma — o szczepie-
nia HPV, czy wiecie panstwo, jakg otrzymatem odpowiedz. Pan wiceminister powiedzial,
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ze Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w Polsce nie stwierdza skutecz-
nosci tego szczepienia. Na jakiej wiec zasadzie ja po takich informacjach mam potem
wierzy¢ w pewne oceny tej agencji? Ci ludzie sg zrozpaczeni... A to ja pani jeszcze jedno
powiem, jezeli jest tak wspaniale w medycynie.

Pani posel, do mnie, do mojego biura poselskiego, zglosil sie pacjent z miedzyblonia-
kiem oplucnej, ktoremu odmoéwiono dostepu do terapii w ramach ratunkowego dostepu
do technologii lekowych. Stato sie to mimo tego, ze nawet podlegla rzadowi Agencja
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji uznata te terapie za skuteczng. Czy pani
jako lekarz zdaje sobie sprawe z tego, ze temu czlowiekowi ucieka zycie, uciekajg mie-
sigce? Kazdy dzieh odmoéwienia takiej kuracji to jest wyrok dla tego pacjenta... To pan-
stwo kreujecie polityke sukcesu w opiece zdrowotnej, a dzisiaj mamy tragedie. Ta trage-
dia dzisiaj... Prosze mi nie przerywac. Tak tragedia dzisiaj...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Panie przewodniczacy, do puenty prosze.

Posel Rajmund Miller (KO):

Ja koncze. W zwigzku z tym my tylko chcemy uzyskac, i mamy prawo, po to jest Komisja
Zdrowia... Jezeli panstwo uzasadnicie, ze nie jest to skuteczne, nie jest to potrzebne,
to my panstwu przyznamy racje, natomiast nie macie prawa odmawia¢ nam prawa
do tego, zebySmy w imieniu tych ludzi wystepowali, wcale nie politycznie.

Ja jestem ojcem, jestem dziadkiem, ja rozumiem rodzicéw, ktorzy dzisiaj sg zaniepo-
kojeni o przysztosé wiasnych dzieci...

Posel Czeslaw Hoc (PiS):

A my nie rozumiemy. Czy tak?

Posel Rajmund Miller (KO):

Ja juz moze skoncze. Bardzo wiec panstwa prosze, jezeli pani profesor moze uzasadnic
tak, ze bezwzglednie nie mozna, bo sg rowniez wady tej terapii, ktora jest dostepna dla
wszystkich, bo to sg wstrzykniecia co 4 miesigce i po ilu§ latach. Pan doktor Douglas
mowil, jakie sg skutki stosowania tego po dluzszym okresie... Ja dzisiaj nie ustyszatem,
czy to leczenie, o ktére my staramy sie dla tych dzieciakow, nie bedzie mniej niebez-
pieczne. I jeszcze to, czego sie dowiedzialem, to leczenie dlugotrwale bedzie w sumie
drozsze od tego leczenia genowego, o ktéore my pytamy. Takie informacje uzyskalem,
dlatego pytam o to.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
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Szanowni panstwo, zanim oddam glos, chce pare rzeczy uporzadkowac, tym bardziej
ze widze zgloszenia, jak rozumiem rodzicéw matych pacjentow. Po kolei, szanowni pan-
stwo, 1 panie przewodniczacy réwniez.

My wszyscy — ja nie mam cienia watpliwosci, ze niezaleznie od tego, kto i jaki glos
tutaj zabieral, i rowniez te osoby, ktore w ogodle glosu nie zabieraly, wszyscy jesteSmy
ogromnie przejeci losem tych malych pacjentéw i to wszystko jest naprawde wielkim
dramatem, zeby sprawa byla jasna, bo... Prosze o wylaczenie. Kto telewizje wigczylt
z panstwa?

Teraz dalej, szanowni panstwo. Ja styszalem osobiScie... Ja szanuje to, ze dla pana
przewodniczacego moze to nie jest jasne, ale ja dwa razy slyszalem wyjasnienie, ze to nie
jest ani kwestia przekonania, ani nawet, jak slyszeliémy, kwestia ceny. To jest kwestia
wiedzy naukowej, zgodnie z ktérg panstwo postepujg. Notabene, ta wypowiedz sprzed
dwoch lat to nie byla wypowiedz konsultanta krajowego, eksperta, szefa towarzy-
stwa naukowego, tylko jednak polityka. Ja styszalem podobne wypowiedzi wcze$niej
- zostawmy to — za czaséw réznych innych rzadow.

Jeszcze odnosnie do zaproszonych gosci i panstwa, bo widze, ze panstwo sie zgla-
szacie. Ja musze panstwu powiedzie¢ nastepujacg rzecz, na co sie umowitem i jakie
sg zasady, ktorych staram sie transparentnie przestrzegac, niezaleznie od tego, kto
zwoluje posiedzenie Komisji i w jakiej sprawie. Ja panstwu dopowiem, ze teraz akurat
jestem przewodniczacym z opcji rzadzacej, ale bylem réwniez przewodniczgcym, gdy
bylem w opozycji i stosowalem te sama zasade zawsze. Otoz, jezeli jest reprezentacja
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pacjencka, a panstwo macie podwdjng niejako, bo jest fundacja, ktora panstwa reprezen-
tuje a zastala zalozona 5 lat temu, to ja zapraszam organizacje pacjenckie. Réwniez jest
tutaj przedstawiciel federacji organizacji pacjenckich, ktora byta zaproszona. Dlatego
nie bylem zwolennikiem, aby zapraszac¢ konkretnych ludzi, konkretne przypadki kon-
kretnych osob, dlatego ze zawsze moge sie spotkac z zarzutem — jutro, pojutrze — a gdzie
pozostali. Dlaczego pozostali nie zostali zaproszeni, dlaczego nie zastosowano réwnoSci?

My tu méwimy o pewnej sytuacji, nawet nie konkretnego dziecka — co, jak rozumiem,
jest dla panstwa szczegolnie wazne i najwazniejsze, to jest oczywiste i zrozumiale, tez
jestem ojcem - tylko méwimy o kryteriach dopuszczenia, dlaczego dziecko w danym
wieku, jezeli przekracza ten wiek juz nie jest dopuszczone, czy mozna tgczyé terapie —
o co pytala pani poset Kozlowska - czy réznych innych zagadnieniach, ktore nie dotycza
tylko i konkretnie waszego dziecka, ale rowniez réznych innych, ktérych rodzice nie
sg tutaj obecni na posiedzeniu Komisji, a bardzo mozliwe, ze obserwuja przez Internet.
Uzyskalem zapewnienie, ze panstwo po prostu bedg biernymi obserwatorami i tak sie
umoéwitem z postami, ktorzy panstwa zaprosili, i chcialbym, zebySmy tej dzentelmen-
skiej umowy przestrzegali.

Pani posel, jak rozumiem, w imieniu panstwa te pytania zadala. Jezeli trzeba bedzie
jeszcze o cos dopytac, to pani posel jeszeze dopyta. Jezeli odpowiedz pan profesor bedzie
niewystarczajaca, to proponuje, aby wtedy bylo ewentualne dopytanie. A teraz oddaje
glos ekspertom. Bardzo prosze.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
To ja moze zaczne. Wydaje mi sie, ze wiekszo§¢ odpowiedzi na panstwa pytania jednak
juz padala...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Przepraszam, pani profesor. Zapomnialem, jeszcze jedna osoba. Jeszcze pan poset Kor-
win-Mikke chcialby zada¢ pytanie i wtedy prosze o odpowiedz.

Posel Janusz Korwin-Mikke (Konfederacja):
Je§li mozna, przepraszam bardzo. Najpierw mam taka uwage krociutkg. Gdyby kto§
wyjal z kieszeni — bo jest bogaty i ma dziecko chore — ot tak 10 mln i chcial, zeby temu
dziecku zapewnic terapie, ktorej nie chciano daé¢ bez tych pieniedzy, to bylby wrzask,
ze bogaci sobie zapewniajg przywileje. Jezeli za§ uzbiera 10 mln, to uwazacie, ze z tej
okazji on ma wieksze przywileje niz ten, ktory tych pieniedzy nie uzbieral. Chciatbym
podda¢ pod uwage, jak panstwo rozumujecie tutaj w tej sprawie.

Jednak moje pytanie jest zupelnie inne. I pytanie jest do ekspertéw, bardzo wazne.
Gdy ja miatem lat kilkana$cie-kilkadziesigt, okres ochrony patentowej wynosit 7 lat
i mozna bylo to przediuzyé¢ do 11. Pytanie to dotyczy nie tylko tej sprawy, nie tylko
lekarstw, to dotyczy bardzo wielu dziedzin: jak zmienilaby sie sytuacja ludzi chorych
w Polsce, gdyby Polska wymowita obecng konwencje i wrécita do zasady, ze patent obo-
wigzuje tylko przez 7 lat? Dziekuje za uwage. O ile spadlyby koszty...?

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dziekuje bardzo. Bardzo prosze, panie profesor.

Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:
To ja, wracajgc do pytan pan posel i panow, ojcow dziewczynek, ktorzy zbierajg pienigzki
i pani posel, ktora mowita o dziewczynce z Podkarpacia, ktéra — jak styszeliémy — jest
pacjentem objawowym i w takim stanie zostala zidentyfikowana. Jak rozumiem, on sie
nie pogarsza...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Przepraszam. Pani posel Kozlowska, pani profesor odpowiada teraz pani.
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Przewodniczaca PTND, czlonek Zespolu Koordynacyjnego ds. Leczenia Chorych
na Rdzeniowy Zanik Mie$ni Maria Mazurkiewicz-Beldzinska:

..., poniewaz gdyby sie pogarszal, bylaby wykluczona z programu lekowego, ktorego
jest czescia. Jesliby sie pogarszal, to wtedy oczywiscie z programu lekowego jest wyklu-
czona i bardzo mozliwe, ze musialyby by¢ rozwazone inne rodzaje terapii. Przy czym
nie wierze, ze bylaby to terapia genowa, poniewaz, je§li ona ma 9 miesiecy, to wedlug
naszej najlepszej wiedzy, o ktorej juz méwitam, jest pacjentem... To kryterium, o ktérym
panstwo mowia, o 13 kg, o dwoch latach, o amerykanskiej prasie i Charakterystyce Pro-
duktu Leczniczego, to jest to, co dalo panstwu taka nadzieje tych zbiérek. Ja panstwa
chcialabym przekonac¢ o tym...

Tak przekonywatam rodzicow, ktorzy trafili z przesiewu do mnie i dostali nusinersen
lub risdiplam, i pytali: czy my mamy wchodzi¢ w zbiérki? Rodzice o to pytaja. Moim
obowigzkiem wydawalo mi sie powiedzieé: zostawcie, dziecko jest skutecznie leczone,
bo naprawde ja nie wiem, czy podanie dwoch terapii w konsekwencji, za 10 lat, nie zrobi
panstwa corkom krzywdy. Naprawde, méwie to z pelng odpowiedzialnoScig.

Pani mnie pyta, czy taka terapia jest zakazana. Ona oczywiScie zakazana nie jest.
Je§li pani sobie uzbiera, czy ja sobie uzbieram pienigdze na co§, na portalu jakims,
czy na ,zrzutce”, czy ,sie pomaga”, czy gdziekolwiek, to jesli znajde kogos$, kto bedzie
mi chcial podaé, no nie wiem, immunoglobuliny na co$ - co dzieje sie powszechnie - lek,
ktory ja sobie sama kupie, to ja nie mam zadnych narzedzi jako szef kliniki takiej czy
innej, zeby temu zapobiec, rzucié sie i powiedzie¢: prosze nie podawac.

Tutaj kolezanka na pewno potwierdzi, ze mamy ogromny problem z pacjentami, kté-
rzy zbieraja pieniadze wla$nie na immunoglobuliny tylko dlatego, ze leczg bardzo rézne
choroby, od boreliozy do niewiadomo czego jeszcze. Majg takg wiare. Ja na tym moze
az tak sie nie znam, ale mam swojg opinie. My pacjentom nie mozemy zabronié zbiera-
nia, ale ja moge powiedziec¢ i mowie to z pelnag odpowiedzialnoScig, ze nam sie wydaje, iz
na te chwile podanie dwdch terapii na raz jest niedobre. Jest gorsze niz podanie jednej.
Dlatego ten program lekowy tak zostal skonstruowany.

Ja rozumiem panstwa frustracje, bo ilus pacjentow w Polsce juz uzbierato historycz-
nie pienigzki. Niektérzy pojechali do Stanéw. Potem niektoérzy znalezli osrodek w Polsce,
ktory te terapie genowa tez doS¢ szeroko we wskazaniach podawal. Wedtug naszej wie-
dzy, to nie bylo robione w ramach programu lekowego, to nie bylo robione ze standar-
dami oceny skutecznosci, ale i oceny ryzyka.

Panstwo musicie sobie zdawaé sprawe z tego, ze my nie wiemy odno§nie do terapii
na tym noSniku wirusowym, tego tak zwanego - jak juz méwilam - zastepowania genu,
jak to bedzie wygladalo pdzniej. A jesli my to jeszcze podkrecimy oligonukleotydem anty-
sensownym... Pan kiwa glowg, ale naprawde tego nie wiemy. Czy weZmie pan odpo-
wiedzialno§¢ za to? Powie pan: prosze bardzo, trzeba daé, najlepiej na poczatek Spin-
raze, potem Zolgensme i popijemy to wszystko risdiplamem. To nie o to chodzi. Chodzi
o dobro dzieci. Naprawde, chodzi o dobro dzieci.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Ja mys$le, szanowni panstwo, ze bedziemy jeszcze wracac do tego tematu, bo wydaje sie,
ze taka bedzie kolej rzeczy. Mysle, ze podsumowanie przedstawiciel wnioskodawcow...
Przepraszam, jeszcze jeden glos pani profesor. Prosze bardzo... Pani profesor teraz sie
wypowiada. Bardzo prosze.

Wiceprzewodniczgca PTND, wiceprzewodniczaca Zespolu Koordynacyjnego ds. Lecze-
nia Chorych na Rdzeniowy Zanik Mie$sni Anna Kostera-Pruszczyk:

28

Prosze panstwa, ja jeszcze raz wroce do jednej sprawy, ktora jest schowana gdzie§ tam
w badaniach naukowych, do ktérych my siegamy regularnie, a ktore troche zostaly
przykryte wieloma, w zrozumialy sposob, emocjonalnymi dyskusjami. SMA, szczegol-
nie SMA1 jest chorobg o bardzo okre§lonej i bardzo niedobrej dynamice. W dyskusjach,
rowniez w publikacjach, ktorych w ostatnim okresie pojawia sie wiecej — bo nie tylko
Polska jest krajem, w ktérym wszyscy zabiegaja o to, zeby do pierwszej dostepnej tera-
pii dotgczyly kolejne, zeby mozna bylo diagnozowac dzieci na bardzo wczesnym etapie,
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czyli przedobjawowo — w zasadzie jedynym elementem najistotniejszym dla skutecznosci
ktorejkolwiek z tych trzech terapii jest jak najwczes$niejsze rozpoznanie.

Ja bardzo bym chciala, zeby jeszcze jednym elementem, ktory zostanie w pamieci
wszystkich uczestnikow tego dzisiejszego posiedzenia Komisji, tych z panstwa, ktérzy
nas ogladaja, bylo to, ze wszystkie dzieci w Polce sg leczone skutecznym lekiem. Wszyst-
kie dzieci, ktére majg stawiane rozpoznanie objawowo, sg natychmiast kwalifikowane
i natychmiast otrzymuja skuteczng terapie. To nie jest prawda, we wszystkich syste-
mach ochrony zdrowia, rowniez w tych, ktore sie uwazajg za znakomicie funkcjonujace,
a to co jest niestychanie istotne w kategoriach tych duzych, tak jak patrzymy na te popu-
lacje ludzi chorujacych na te dramatyczna chorobe, to mozliwos$c leczenia w okresie
przedobjawowym. Wtedy rzeczywiscie ta jednorazowo podawana terapia genowa daje
realng szanse na najwyzsza skuteczno§é. I ten program, ktory funkcjonuje - zaczal juz
funkcjonowacé od poczatku wrzesnia — znakomicie wpisuje sie w to, co tylko tu, w Pol-
sce, ale od strony aktualnej wiedzy medycznej na temat sposobu leczenia tej choroby,
wiadomo.

Ja pamietam - siedzi tu pani Kasia Petrycz — kiedy Fundacja SMA walczyla o to, zeby
wysylac polskie dzieci na terapie za granicg do badan klinicznych. Wiele lat temu drzaty
mi rece, gdy kwalifikowatam dzieci, ktore miaty 7 dni zycia i jechaty do Wtoch do bada-
nia klinicznego tym pierwszym lekiem, ktory byt wtedy w badaniu klinicznym leczenia
przedobjawowego. Ja przyznam, prosze panstwa, ze ja wtedy nie wierzytam, bo nie byto
zadnych danych. Bylo badanie kliniczne, ktore bylo robione w osrodku profesora Berti-
niego. Nie wierzylam, ze to az tyle zmieni. Potem okazalo sie, ze dzieci leczone przedo-
bjawowo chodza, biegaja, wspinajg sie po drabinkach. Bardzo wiec prosze, pamietajmy,
ze dzieci w Polsce sg leczone skutecznie.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Dziekuje bardzo za ten wazny glos. Rozumiem, ze pani posel Kozlowska jeszcze w imie-
niu pacjentéw chce o co§ dopytac. To bardzo krétko. Prosze, pani posel.

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Bardzo dziekuje, panie przewodniczacy. No tak, tutaj rzeczywiScie pozwoliliSmy sobie
na takg krotkag rozmowe i zaproszeni goScie zwracajg uwage na to, ze ta dyskusja nie
prowadzi do rozwigzania tego problemu. Bardzo tego zaluje, bo tu nie chodzi teraz
o udowadnianie, ze Spinraza dziala i jest skuteczna, tylko o to, co zrobic, aby te dzieci
mialy szanse na rozwdj i zeby zatrzymac te chorobe.

To moze ja przeczytam takie podsumowanie niezaspokojonej potrzeby zdrowotnej,
ktére zostalo przygotowane przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i Taryfikagcji...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani posel, nie. Nie na to sie umawialiSmy.

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

,lerapiana...” ... Ale, panie przewodniczacy...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Pani posel, szanujmy sie...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Ale to wynika z naszej dyskusji. Chce zadaé pytanie...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

Nie, nie. Z calym szacunkiem dla pani...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:

Panie przewodniczacy, najpierw mi pan daje glos, a potem mi pan przerywa...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

i.p.

Pani posel, z calym szacunkiem dla pani klubu, za chwile podsumuje to — tak sie¢ umoé-
wilem - przedstawiciel wnioskodawcow, pani posel Wielichowska. Naprawde... Nie pani,
z calym szacunkiem...
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Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Ale ja mam pytanie do pani profesor. Prosze pozwoli¢ mi zapytac...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Poza tym, pani posel, ja musze powiedzie¢ z zalem, ze chyba jednak byliSmy na dwoch
roznych posiedzeniach Komisji, poniewaz tutaj byla mowa o tym, ze wszystkie dzieci
sg leczone, jaki jest sposob... No tak, panstwo widze uwazaja, ze powinno sie dotozyé
ten nowy lek...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Nie, ja chce dopytac tylko specjalistow, ekspertéw, na podstawie dokumentow...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dobrze. Naprawde wierzcie mi panstwo — a mam przyktady réznych sytuacji, takze
ze swojej rodziny — pdzniej, po czasie, mozna zalowaé pewnego naginania dopuszczenia
do terapii...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Ale ja niczego nie naginam, panie przewodniczacy...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
..., poniewaz podzniej nie bedzie odpowiedzialnego i bedzie pretensja do lekarzy o to,
ze nie powstrzymali zapedow i zrobiono kombinowang terapie...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
Ale to jest opracowanie wykonane na wniosek Ministerstwa Zdrowia...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Dobrze. Pani posel Wielichowska...

Posel Iwona Kozlowska (KO) - spoza skladu Komisji:
No prosze...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
Pani posel, naprawde, przykro mi to méwic. Szanujmy sie. Na co$ sie umawialiémy. Pod-
sumowuje pani posel Wielichowska. Prosze.

Posel Monika Wielichowska (KO):
Bardzo dziekuje, panie przewodniczgcy. Szanowni panstwo, zaczne jednak od konca,
poniewaz nie nazwalabym, pani posel, tego posiedzenia Komisji absurdalnym ani tez
happeningowym, bo zdrowie i zycie obywateli nie ma barw politycznych, a przede
wszystkim zdrowie i zycie dzieci.

My jesteSmy parlamentarzystami. Do naszych biur poselskich zglaszajg sie wlasnie
rodzice, ktorych dzieci zostaly wykluczone z refundacji tak zwanym najdrozszym lekiem
§wiata. Oni nie majg czasu protestowaé pod Ministerstwem Zdrowia. Oni nie maja czasu
sta¢ z transparentami pod Sejmem, poniewaz sg zmeczeni zbiérkami i zajmowaniem sie
chorymi dzieémi, bo walczg o ich zdrowie i zycie.

Nie dyskryminowalabym réwniez wyksztalcenia postéw i postanek zasiadajgcych
w tej Komisji, Komisji Zdrowia, poniewaz wrzucita pani poset do jednego worka réwniez
wiceministra zdrowia i ministra zdrowia. Oni réwniez, tak jak my, sg ekonomistami.

Teraz juz do clou. Szanowna pani profesor, zwracam sie do pani profesor Mazurkie-
wicz, nikt nie powiedzial na posiedzeniu Komisji, réwniez ja, ze 27 dzieci jest wykluczone
z leczenia... Powiedzialam, z leczenia najnowoczes$niejszg genowsg terapig Zolgensma.
O tym dzisiaj rozmawiamy przez cale posiedzenie...

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):
To znaczy, pani posel, jest kilka nowoczesnych terapii. To jest nowa, ktora zostala
dopuszczona. Badzmy precyzyjni, naprawde, bo to ludzie obserwuja.

Posel Monika Wielichowska (KO):
Ale mamy posiedzenie Komisji wiadomo, o czym i wszyscy wiemy, o czym tutaj dysku-
tujemy...
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Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

O SMA dyskutujemy, pani poset...

Posel Monika Wielichowska (KO):

Tak samo jak nikt tez nie méwil o stosowaniu réwnoczesnie dwoch terapii. Bardziej
chyba szliSmy w kierunku zastepowalnoSci, z pytaniem, czy podawanie jednego leku,
kiedy sie go zastopuje, wyklucza podawanie terapii genowe;j.

I przechodze do clou, poniewaz czytam slowa pani profesor Magdaleny ChoroScinskiej
-Krawczyk z Lubelskiego Uniwersyteckiego Szpitala Dzieciecego, ktora jako pierwsza
w Polsce podala lek Zolgensma wiosng 2020 r. Pani profesor méwi i tutaj cytuje, ze:
,halezaloby rozwazy¢ rozszerzenie dostepnosci terapii rowniez u dzieci, ktore otrzy-
maly inne leczenie”. Pani profesor tez w tym samym artykule, jak czytam, wspomina
najmlodsze dziecko, czyli pieciomiesieczne, ktore zostato poddane temu leczeniu i widzi,
jakie robi postepy. W sumie leczeniu tg terapig w Polsce zostalo poddanych 33 dzieci
i wszystkie — jak méwi pani profesor — robig postepy bardzo widoczne.

Ja tutaj tez zacytuje, bo to jest bardzo wazny cytat. By¢ moze to bedzie taka kropka
nad ,,i” posiedzenia Komisji, ktore dzisiaj nie zakonczy sie, i ten temat tez nie zakonczy
sie, gdy zatrzasniemy drzwi i pan przewodniczacy zamknie posiedzenie. Pani profesor
moéwi: ,, Widac postepy w funkejach merytorycznych ruchowych. Oceniamy to w specjal-
nych obiektywnych skalach fizjoterapeutycznych. Po 4 tygodniach u kazdego z pacjen-
tow obserwowaliSmy kilkunastostopniowa poprawe”, opisuje pani profesor. Dodaje, ze:
,Niezwykle wazna jest poprawa w sferze oddechowe;j. U tych pacjentow wskutek poste-
pujacego rdzeniowego zaniku miesni dochodzi do niewydolnoS§ci oddechowej i wymagaja
wspomagania. Natomiast po zastosowaniu terapii widzieliSmy, ze ta sfera tez sie popra-
wia”.

I ja tutaj postawie kropke, dlatego ze rowniez panstwo profesorowie nie sg do konca
zgodni w tym, co méwicie, a my szukamy dobrego rozwigzania i méwimy w imieniu
dzieci, i tylko w imieniu dzieci, nie uprawiajgc polityki. Komisja Zdrowia, Sejm sa wla-
$nie od tego, zeby na te tematy dyskutowac i szuka¢ rozwigzan. Mam nadzieje, ze ten
temat jednak w koncu znajdzie szcze§liwy final dla wszystkich, rowniez tej 25 dzieci
wykluczonych z refundacji. Bardzo dziekuje.

Przewodniczacy posel Tomasz Latos (PiS):

i.p.

Dziekuje bardzo. Zamykam posiedzenie Komisji.
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