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1. Medyczna Racja Stanu

Medyczna Racja Stanu (MRS) jest think tankiem powstatym w 2016 r. z inicjatywy: Instytutu Studidw
Politycznych Polskiej Akademii Nauk, Polskiej Unii Onkologii, Kolegium Lekarzy Rodzinnych i Green
Communication celem tgczenia opiniotwérczych oséb, srodowisk i instytucji wokdt wyzwan zwigzanych
z kondycjg zdrowotng Polakéw i wypracowywania zgody politycznej na niezbedne zmiany w systemie
ochrony zdrowia. Honorowym patronem MRS jest Ks. Kardynat Kazimierz Nycz.

Dr hab. n. spot. Pawet Kowal, profesor ISP PAN, polityk [
i politolog, historyk i publicysta '
Jako wspéttwérca Medycznej Racji Stanu  bardzo ciesze sie |
z faktu, ze ochrona zdrowia stata sie jednym z gtdwnych tematow
kampanii politycznej, dlatego ze w demokratycznych spoteczeristwach to
jest najlepszy sposéb, zeby zatatwic¢ jakas sprawe. Bo niezaleznie od Al
wyniku wybordw - kazdy bedzie musiat co$ z tym zrobi¢. Ochrona zdrowia musi skoncentrowaé na sobie
uwage szerszych grup spotecznych, a takze politykéw. A to jest najwazniejsze, bo na koncu to politycy
decyduja. O to nam chodzito, by zainteresowac politykdw i to wszystkich partii. Zrozumiatem, ze jezeli
tym tematem bedg zajmowali sie tylko eksperci od ochrony zdrowia, lekarze, nawet menadzerowie
ochrony zdrowia, to zawsze temat ten bedzie pozostawat w zamknietym kregu, waznym, ale jednak
zamknietym kregu specjalistdw, i ze trzeba rozmawiac o tym inaczej, prostszym jezykiem, zrozumiatym
dla ludzi, ktérzy na co dzien nie zajmujg sie ochrong zdrowia, nie leczg, nie kierujg szpitalami, ale ktérym
zalezy, bo widza, Ze jest to najwazniejszy program spoteczny. Moim zdaniem, jedynym sposobem,
by rozwigza¢ nabrzmiaty problem spoteczny, jest otwarcie go na inne S$rodowiska, tak zeby
zainteresowad nim osoby, ktérym wczesniej nawet do gtowy nie przysztoby zajmowac sie tym tematem.

Dr n. med. Janusz Meder, Prezes Polskiej Unii Onkologii, Przewodniczacy
Komisji Bioetycznej Narodowego Instytutu Onkologii w Warszawie

Bedac wspoéttwdérca Medycznej Racji Stanu mam marzenie, aby zdrowie
zakotwiczyto sie na state w polskiej polityce, bo jest jedng z najwazniejszych
spraw dla Polakéw. Regulamin Sejmu powinien zawieraé¢ zapis o corocznym
expose Premiera, ktére bedzie poswiecone kwestii szeroko pojetej polityki
spotecznej. Mogto by by¢ wygtaszane w Swiatowym Dniu Chorego - 11 lutego.
Miatoby sie odnosi¢ takze do aktualnych wyzwan zdrowotnych. Ideg Medycznej
Racji Stanu byto rozpoczecie debaty publicznej o ochronie zdrowia. Debaty prowadzacej m.in. do tego,
aby polski pacjent miat dostep do takiego leczenia, jak inni pacjenci w Unii Europejskiej. Miejmy
nadzieje, ze "Tezy dla Zdrowia” wypracowane przez Medyczng Racje Stanu oraz cykliczne debaty przy
okragtym stole beda wsparciem dla racjonalnej reformy systemu ochrony zdrowia
w Polsce.

Dr n. med. Michat Sutkowski, Specjalista Medycyny Rodzinnej i Chordb
Wewnetrznych, Rzecznik Prasowy Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce

Jako wspotzatozyciel Medycznej Racji Stanu pragne, aby dzieki konstruktywnej
debacie pomiedzy wszystkimi interesariuszami systemowymi sformutowac
dtugoletnia wizje polityki zdrowotnej dla Polski. Z punktu widzenia poczucia misji
i postawy obywatelskiej wydaje sie zasadne, zeby odpowiedzialno$¢ panstwa
w zakresie ochrony zdrowia obywateli byta wieksza. W Polsce wcigz dominuje
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medycyna naprawcza i nie ma dobrych programéw profilaktycznych, co ma réwniez wptyw na
usytuowanie lekarza rodzinnego w systemie. Ludzie w pierwszej kolejnosci zwracajg sie wtasnie do
lekarzy rodzinnych, bo do nich pacjenci majg najwieksze zaufanie, czerpiag wiedze
i informacje na temat wtasnego zdrowia - to najtatwiejszy i najlepszy kontakt ze stuzbg zdrowia.

Prof. dr hab. med. Leszek Czupryniak, Kierownik Kliniki Diabetologii e |

i Chorob Wewnetrznych Uniwersyteckie Centrum Kliniczne |
Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego

Jako wspétautor Medycznej Racji Stanu chciatbym, aby wspdlnie ’laﬁe{iyczna
zdefiniowa¢ optymalny ksztatt systemu ochrony zdrowia w Polsce. 198 S
Ochrona zdrowia powinna stanowi¢ taki obszar, ktérego koniecznosci il
rozwoju sie nie kwestionuje, bo jest on kluczowy dla kazdego obywatela. W tym ujeciu staje sie racja
stanu, majgcy charakter ponadpartyjny, ponad srodowiskowy i w jakim$ sensie ponadczasowy.
Gdyby$my uznali, ze zdrowie ma swojg racje stanu, wowczas zmieniajgce sie ekipy rzgdowe, bez wzgledu
na swojg jako$¢ kompetencyjng czy intelektualng, realizowatyby dtugofalowy plan rozwoju ochrony
zdrowia. Inwestycje w tym obszarze muszg by¢ najwyzszej jakosSci i mie¢ charakter dtugofalowy. Na
poczatku tego wieku koncentrowano sie na tych dziedzinach medycyny, ktérych reforma przynosi
szybko zauwazalne zmiany - kardiologia inwazyjna, medycyna ratunkowa. Teraz za$ najwiekszym
wyzwaniem sg choroby przewlekte, cywilizacyjne, a w ich przypadku horyzont dziatan
i strategii musi znacznie przekracza¢ cztery lata jednej kadencji parlamentarnej. Nie jest mozliwe
prowadzenie spdjnej i racjonalnej polityki w tym zakresie bez zgody na to, co najwazniejsze, czyli wtasnie
bez podejscia rozumianego jako racja stanu. Méwigc o Medycznej Racji Stanu, mamy na mysli okreslenie
bardzo  konkretnych  obszaréw, ktére w  przewidywalnej przysztosci, na  najblizsze
20-30 lat, beda zawsze rozwijane przez kolejne rzady, bez wzgledu na ich barwy polityczne.

Honorowy patronat
Xs. Kardynata Kazimierza Nycza

W 2019 r. powotane zostaty przy Medycznej Racji Stanu: Rada Ekspertéw do spraw Chordb Rzadkich
oraz Rada Ekspertéw ds. Chordb Metabolicznych i Przeciwdziatania Otytosci. W 2020 r. ukonstytuowata
sie Rada Ekspertéw ds. Onkologii.

W latach 2016-2020 Medyczna Racja Stanu zorganizowata debaty, ktorych celem byto stworzenie
platformy dialogu ,przy okrggtym stole”, zaproponowanie rozwigzan oraz zainicjowanie konkretnych
dziatan w przestrzeni polityki zdrowotnej w Polsce:

5 grudnia 2016 r. ,,Zdrowie i Bezpieczennstwo Narodowe” — tak jak
niebezpieczenstwa zewnetrzne wymagajg czujnosci
i gotowosci do dziatania, tak choroby cywilizacyjne wymagaja
skutecznych dziatan systemowych prowadzacych do ograniczenia
zgonow i inwalidztwa Polakdw.

29 czerwca 2018 r. ,Tezy dla Zdrowia” - prezentacja wypracowanych
przez Rade Ekspertdw propozycji pilnych rozwigzan systemowych.

MEDYCZNA RACJA STANU
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17 kwietnia 2019 r. ,Zdrowie - Kapitat Narodu” - potrzeba
traktowania naktadéw na zdrowie, jako inwestycji, a nie tylko
wydatkéw, szczegdlnie w odniesieniu do choréb przewlektych.

10 pazdziernika 2019 r. ,Czas w Onkologii” - apel
o Swiadomos¢ ryzyka nowotworu kazdego z obywateli,
czujnos¢ onkologiczng lekarzy pierwszego kontaktu, szybki
dostep do nowoczesnej diagnostyki i optymalnych metod
terapii.

10 lutego 2020 r. ,Ja Pacjent” - wymodg orientacji catego systemu
ochrony zdrowia i opieki spotecznej na potrzeby pacjentow.
W  kontekscie  wyzwan  epidemiologicznych,  klinicznych
i ekonomicznych podkreslano potrzebe solidarnosci z chorymi oraz
empatie i uwage nalezng, najmniejszym nawet grupom
cierpigcych.

11 grudnia 2019 r. | Spotkanie Rady Ekspertow ds. Chordéb
Metabolicznych i Przeciwdziatania Otytosci - nadwage i otytos¢
ma ponad 20 mIn Polakdw, na cukrzyce cierpig 3 min. Najwyzszy
czas, by wprowadzié system skutecznej profilaktyki i leczenia tych
schorzen w Polsce.

8 kwietnia 2020 r. | Spotkania online Rady Ekspertéw ds. Onkologii
Medycznej Racji Stanu — rak nie zna pojecia kwarantanna. Kazdego
dnia diagnozuje sie w Polsce nowotwér u 450 oséb, a umiera z tym
rozpoznaniem 270 osdb.

MEDYCZNA RACJA STANU n



SYTUACIJA CHORYCH NA CHOROBY RZADKIE W CZASIE PANDEMII KORONAWIRUSA SARS-CoV-2

Raport pt. ,Sytuacja chorych na choroby rzadkie w czasie pandemii koronawirusa SARS-CoV-2” powstat
w wyniku Il Spotkania Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu
w trybie online, w dniu 13 maja 2020 r. Prezentuje on stanowiska i rekomendacje ekspertéow
przedstawione w trakcie wirtualnej debaty oraz kluczowe informacje o chorobach rzadkich w Polsce.
Przypomina réwniez Tezy dla Zdrowia, ktére sg swoistym dokumentem programowym Medycznej Racji
Stanu.

Jest nam niezwykle mito poinformowa¢, iz Wiceminister Zdrowia - Stawomir Gadomski po Spotkaniu
Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich MRS - uwzglednit postulaty stawiane przez ekspertow
i podjat decyzje o wiaczeniu do prac nad wprowadzeniem Planu dla Choréb Rzadkich dwdch
dodatkowych obszardw:

- diagnostyke chordb rzadkich oraz

- rejestry chordb rzadkich.

"Tym samym otwiera to realng droge do poprawy diagnostyki, zwtaszcza diagnostyki genetycznej

(z wykorzystaniem najnowszych metod badan genetycznych: aCGH i NGS) u chorych na choroby rzadkie
w Polsce!" - napisata w liscie do MRS prof. dr hab. med. Anna Latos-Bielerska, Kierownik Katedry
i Zaktadu Genetyki Medycznej, Uniwersytet Medyczny im. Karola Marcinkowskiego Centrum Biologii
Medycznej. Pani profesor informuje réwniez o uzupetnieniu sktadu Zespotu ds. Choréb Rzadkich przez
Ministra Stawomira Gadomskiego m.in. o jej osobe. Do zespotu witgczeni zostali rowniez prof. Olga Haus,
kierownik Katedry Genetyki Klinicznej Collegium Medicum Uniwersytetu Mikofaja Kopernika
w Bydgoszczy oraz prof. Mieczystaw Walczak, Konsultant Krajowy w Dziedzinie Endokrynologii
i Diabetologii Dzieciecej, z Pomorskiego Uniwersytetu Medycznego.

Sktadamy Pani prof. Annie Latos-Bieleniskiej oraz pozostatym ekspertom najszczersze gratulacje.

Nowelizacja stosownego zarzgdzenia ukazata sie na stronie Ministerstwa Zdrowia 01.06.2020 r.

Zapraszamy wszystkich Panstwa do lektury raportu oraz wspdtpracy w ramach projektéw Medycznej
Racji Stanu.

Anna Jasiniska Grazyna Mierzejewska
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2. Wprowadzenie do debaty pt. Sytuacja chorych na
choroby rzadkie w czasie pandemii koronawirusa -
Anna Jasiniska, Rzecznik Medycznej Racji Stanu

»--Wirus przypomniat nam przeciez to, co tak namietnie wypieralismy - ze i"“,"
jestesmy kruchymi istotami, zbudowanymi z najdelikatniejszej materii.
Ze umieramy, ze jestesmy Smiertelni. Ze nie jestesmy oddzieleni od swiata
swoim ,cztowieczeristwem” i wyjgtkowosciq, ale swiat jest rodzajem wielkiej sieci, w ktdrej tkwimy
pofgczeni z innymi bytami niewidzialnymi niémi zaleznosci i wptywéw. Ze jestesmy zalezni od siebie
i bez wzgledu na to, z jakich krajow pochodzimy, jakim jezykiem mowimy i jaki jest kolor naszej skory,
tak samo zapadamy na choroby, tak samo boimy sie i tak samo umieramy. Uzmystowit nam, Ze bez
wzgledu na to jak bardzo czujemy sie stabi i bezbronni wobec zagrozZenia, sq wsrdd nas ludzie, ktorzy sq
jeszcze stabsi i potrzebujg pomocy...” Olga Tokarczuk, Okno

O tym jakie wnioski wyciggniemy z doswiadczenia pandemii, jakich przewartosciowan dokonamy
i w jakim stopniu zdecydujemy sie na faktyczng troske o najstabszych, w tym trudnym czasie,
dyskutowali podczas spotkania Rady Ekspertéw ds. Chordb Rzadkich Medycznej Racji Stanu: lekarze
zajmujacy sie pacjentami cierpigcymi na choroby rzadkie i ultrarzadkie, rzecznicy ich praw, eksperci
systemowi, politycy i decydenci.

W dniu 8 marca 2020 r. Prezydent RP nazwat problemy chorych na choroby rzadkie oraz chorych
onkologicznych — priorytetami zdrowotnymi Panstwa Polskiego. Kilka dni pdzniej najwazniejsze staty sie
wyzwania COVID-19, koncentrujgce uwage medidw, partii politycznych i budzace niepokoje kazdego
z nas. Jednoczesnie stan pandemii nie wstrzymat postepu zadnej z innych, zagrazajgcych zyciu chordb.
Nadal potrzebna jest mozliwie najskuteczniejsza diagnostyka, dostep do terapii
i rehabilitacji pacjentéw z chorobami rzadkimi z zachowaniem rygoréw bezpieczenstwa epidemicznego.
W dniu 1 maja 2020 r. Prezydent Andrzej Duda poinformowat o utworzeniu Funduszu Medycznego.
Prezydent zapewnit, ze projekt ustawy jest na ukonczeniu. Na Fundusz Medyczny ma by¢ przeznaczona
kwota 3 mid zt.

Eksperci w ramach prac Medycznej Racji Stanu od kilku lat upominajg sie o szczegdlng uwage dla tych,
ktorzy doswiadczajac kryzysu zdrowia, odczuwajg zagrozenie zycia, izolacje i lek o byt materialny zanim
ktokolwiek ustyszat o koronawirusie. Diagnozy: rdzeniowego zaniku miesni, CLN2, mukopolisacharydozy
typu VI, mukowiscydozy, tetniczego nadcisnienia pftucnego, pecherza neurogennego w wyniku
rozszczepu kregostupa czy nowotwordw krwi - tak jak wczesniej, tak i dzisiaj wywotujg: zagrozenie utraty
zdrowia a nawet Smierci, izolacje spoteczng i ubozenie rodzin pacjentéw. Jesli do tego dodamy czeste
interwencje chirurgiczne, nie zawsze skuteczng walke chorych z bdlem i poczucie bezsilnosci
spowodowane brakiem dostepu do nielicznych w tej grupie skutecznych metod leczenia - to mamy
wystarczajgce powody by szczegdlng troska objgé cierpigcych na nie pacjentow.

Wspieranie wysitku naukowcéw, pracujgcych nad rozwigzaniami diagnostycznymi, terapeutycznymi,
doskonalgcymi wyroby medyczne, utatwiajgce naznaczone cierpieniem codzienne funkcjonowanie
chorego oraz czynienie najnowszych rozwigzan dostepnymi—to dowdd, ze rozumiemy sens demokracji
i spotecznego solidaryzmu. Ze, jako spoteczenstwo dojrzate i $wiadome potrafimy sami z czego$

zrezygnowac dla oséb Bardziej Doswiadczonych Przez Los.
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Kryzys epidemiczny utrudnit zycie zdrowych i silnych. Olga Tokarczuk przypomina o powinnosciach
wobec najstabszych. Czy bedziemy z noblistki tylko dumni, czy jej postuchamy i wigczymy w obszar tej
troski o pacjentéw, o ktdrych wielu sie juz upominato, ale gdzie$ dotychczas ten gtos zaginat.

Watykan wzywat decydentdw i srodowisko medyczne o uwage dla cierpigcych na choroby rzadkie
w przestaniu Rady Papieskiej w 2016 r., nazywajac jej brak - powainym i niedopuszczalnym
zaniedbaniem. Politycy coraz czesciej przyznajg potrzebom tej grupy pacjentéw range priorytetu
zdrowotnego naszego kraju. O los dzieci dotknietych chorobami rzadkimi upominajg sie takze kobiety
stojagce u boku politykéw. Paulina Kosiniak-Kamysz zaapelowata do Agaty Kornhauser-Dudy
ponad emocjami kampanii prezydenckiej o wspodtdziatanie na rzecz poprawy losu najmfodszych
pacjentéw.

30 kwietnia 2020 r. Prezydent Andrzej Duda przypomniat o finiszu prac nad stworzeniem Funduszu
Medycznego, pozwalajgcego wspierac¢ finansowanie terapii, ktérych ciezaru zadna z rodzin pacjenta
cierpigcego na rzadkg chorobe nie jest w stanie udzwigna¢. Kancelaria Prezydenta zapowiada ostatnig
prostg w pracach nad ustawg uwzgledniajgcg mozliwos¢ pokrywania kosztow leczenia za granica.
Tymczasem wcigz oczekiwany jest Narodowy Plan dla Chordb Rzadkich i dostep do nowoczesnych
metod diagnostyki oraz terapii mozliwych do zastosowania bez koniecznosci wyjazdu z Polski.

Zmaganie sie z chorobg rzadkg w Polsce oznacza zmudng i wieloletnig diagnostyke. W wiekszosci
przypadkéw pacjenci s3 pdino zdiagnozowani, w konsekwencji doswiadczajg niemozliwego do
zatrzymania postepu choroby atakujgcej kolejne narzady, w dalszym etapie odbierajgcej najwazniejsze
funkcje organizmu, przyczyniajac sie do stabej jakosci zycia, a na koniec do przedwczesnej smierci.
Choroby rzadkie w Polsce to rédwniez brak mozliwosci prowadzenia systematycznej rehabilitacji,
pogtebiajgce sie uzaleznienie od opiekundw, skutkujgce koniecznoscig ich rezygnacji z aktywnosci
zarobkowej, a w dalszej konsekwencji trudnosci bytowe catej rodziny. Tak wyglada pakiet wyzwan
pacjentéw zmagajacych sie z chorobami rzadkimi i ultrarzadkimi w naszym kraju. Te wyzwania, przed
ktorymi postawiony jest pacjent sg ogromne, ale jednoczesnie $wiadczg o jeszcze wiekszych wyzwaniach
organizacyjnych i finansowych, ktére stojg przed decydentami. 3 miliardy ztotych obiecanego Funduszu
Medycznego zapewne nie wystarczg, ale politycy zapewniajg, ze to pierwszy krok we wtasciwym
kierunku. Dotarcie do mety bedzie wymagato niestabnacej woli politycznej. Do tego za$ niezbedna jest
determinacja lekarzy, prawodawcéw i dziennikarzy w utrzymywaniu dialogu z decydentami. Obecnos¢
zywego dialogu bedzie kolejnym dowodem naszej solidarnosci z tymi, ktérzy sami o siebie nie mogg
zawalczyd.

Rada Ekspertéw ds. Chordb Rzadkich Medycznej Racji Stanu opracowata w 2019 r. gtéwne tezy przekazu
do decydentdw, srodowiska medycznego, spoteczenstwa, dotyczacych problemoéw diagnostyki i terapii
chordéb rzadkich w Polsce. Z perspektywy systemu ochrony zdrowia choroby rzadkie dotycza
niewielkiego odsetka populacji. Leczenie jest prowadzone w wysokospecjalistycznych osrodkach
klinicznych, a leki refundowane gtéwnie w ramach programéw lekowych Narodowego Funduszu
Zdrowia. Projekt Narodowego Planu dla Chordb Rzadkich czeka na przyjecie przez Rade Ministréw.
Projekt Planu przewiduje utworzenie krajowych osrodkéw referencyjnych, okreslonych dla wybranej
choroby rzadkiej lub grupy takich chordb, ktére bedg petnié¢ kluczowa role w integracji opieki, a takze
wspotpracujgcych z nimi centréw eksperckich. Ponadto majg powstac rejestry medyczne poszczegdlnych
choréb rzadkich.
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Rada Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu zebrata sie juz po raz trzeci, tym razem
w reakcji na nowe zagrozenia, ktore w dobie Swiatowego kryzysu zdrowia stajg sie szczegdlnie
niebezpieczne dla najstabszych.

Tematy do dyskusji w trakcie Ill Spotkania Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu:

e Ochrona chorych na choroby rzadkie i ich rodzin oraz personelu medycznego przed zakazeniem
koronawirusem;

e Kontynuacja rozpoczetych terapii w zakresie chordb rzadkich;

e Diagnozowanie i leczenie nowych rozpoznan w zakresie chordb rzadkich;

e Zmiana kryteridw oceny terapii stosowanych w chorobach rzadkich: rejestry, wyiszy koszt
za QALY, analiza ukierunkowana na uzasadnienie ceny, analiza wielokryterialna;

e Modele finansowania - czy tylko programy lekowe;

e Zapewnienie dostepu do rehabilitacji i niezbednych wyrobéw medycznych;

e Uchwalenie Narodowego Planu ds. Choréb Rzadkich, jako kluczowego dokumentu opisujgcego
kompleksowy model opieki nad chorymi na choroby rzadkie i ich rodzinami
w Polsce;

e Refundacja zalecanych przez standardy kliniczne metod diagnostycznych i terapeutycznych
w zakresie choréb rzadkich w Polsce;

e Zapewnienie dostepu do rozwigzan telemedycznych w tych przypadkach, w ktdrych jest
to mozliwe;

e Zapewnienie pomocy finansowej rodzinom, ktére borykajg sie z problemami bytowymi
generowanymi przez chorobe bliskiej osoby;

e Rozwazenie postulowanego przez Medyczng Racje Stanu powofania Europejskiej Unii Zdrowia
i stworzenie w jej ramach ogdlnoeuropejskiego funduszu na rzecz pacjentéw
z chorobami rzadkimi, jako dowodu solidarnosci z najbardziej potrzebujgcymi oraz wsparcie
wzmocnienia inicjatyw krajowych w tym zakresie;

e Zadbanie o to by potrzeby pacjentéw i ich rodzin nie spadly z pozycji priorytetéw panstwa
ze wzgledu na ,pilniejsze” potrzeby wywotane kryzysem pandemii koronawirusa i jego
ekonomicznych konsekwenciji.

PROGRAM SPOTKANIA

12.00-12.05 Wprowadzenie. Zasady prowadzenia obrad w formule wideokonferencji —
red. lwona Schymalla
12.05-12.10 Sytuacja chorych na choroby rzadkie — ze szczegdlnym uwzglednieniem epidemii
koronawirusa — prof. Zbigniew Zuber
12.10-12.15 Perspektywa Rzecznika Praw Pacjenta — Minister Grzegorz Btazewicz
12.15-12.20 Perspektywa Rzecznika Praw Obywatelskich — mec. Piotr Mierzejewski
12.20-12.25 Status Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich — Minister Stawomir Gadomski,
prof. Krystyna Chrzanowska
12.25-12.30 Organizacja systemu leczenia — wielospecjalistyczna opieka nad pacjentem z choroba
rzadkg — dr Gabriela Sujkowska
12.30-12.35 Rejestry choréb rzadkich — prof. Anna Latos-Bielenska
12.35-12.45 Perspektywa NFZ—dr Adam Niedzielski
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Jak NFZ postrzega wage terapii chordb rzadkich? Jakie rozwigzania sg wdrazane aby
optymalizowa¢ opieke nad chorymi z chorobami rzadkimi w dobie pandemii? Czy chorzy moga
sie czu¢ bezpieczni w aspekcie kontynuacji terapii? Programy lekowe czy inne mechanizmy
finansowania?

12.45-12.50 Dostep do leczenia objawowego i przyczynowego w chorobach rzadkich —
dr Michat Jachimowicz

12.50-12.55 Plany MZ w zakresie refundacji lekdw stosowanych w chorobach rzadkich —
Minister Maciej Mitkowski

12.55-13.05 Potrzeby i wyzwania terapii rzadkich chordb neurologicznych (CLN2, SMA) —
prof. Anna Kostera-Pruszczyk, prof. Maria Mazurkiewicz-Betdziriska

13.05-13.10 Potrzeby i wyzwania terapii rzadkich nowotworéw hematologicznych —
prof. Ewa Lech-Maranda, prof. Wiestaw Jedrzejczak

13.10-13.15 Wyzwania i potrzeby terapeutyczne w mukowiscydozie — prof. Dorota Sands

13.15-13.20 Potrzeby chorych z pecherzem neurogennym w wyniku rozszczepu kregostupa —
prof. Anna Latos-Bieleriska, dr Piotr Gastot

13.20-13.25 Tetnicze nadcisnienie ptucne — prof. Grzegorz Kopec

13.25-13.35 Komentarz — Minister Maciej Mitkowski

13.35-13.45 Stanowiska Senackiej i Sejmowej Komisji Zdrowia — senator Beata Matecka-Libera,
poset Tomasz Latos

13.45-14.00 Podsumowanie spotkania — prof. Zbigniew Zuber, prof. Pawet Kowal,
dr Janusz Meder, dr Michat Sutkowski.

Ponizej przedstawiono wystgpienia ekspertéw w trakcie debaty, wybrane choroby rzadkie oraz
propozycje rozwigzan systemowych w zakresie optymalizacji opieki medycznej i socjalnej nad chorymi
na te choroby.

3. Stanowiska przedstawione w trakcie debaty pt. Sytuacja chorych na
choroby rzadkie w czasie pandemii koronawirusa

Wprowadzajgc do debaty Redaktor Iwona Schymalla podkreslata, jak wazna jest wspotpraca pomiedzy
wszystkimi interesariuszami systemowymi dla dobra chorych na choroby rzadkie. Debata byta trzecim
spotkaniem Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu i pierwszym on-line. Dzi$
bezpieczenstwo wszystkich zyjacych z diagnozg choroby rzadkiej to nie tylko ochrona przed zakazeniem,
ale takze troska o to by ich potrzeby nie staty sie problemem ,do rozwigzania na pdzniej, gdy juz
poradzimy sobie z COVID-19 i kryzysem ekonomicznym”. Dr Jakub Gierczyiski przypomniat, ze
optymalizacja opieki nad chorymi na choroby rzadkie opiera sie na dwdch filarach: modelu opieki oraz
dostepie do technologii medycznych.

W trakcie wirtualnej debaty wypowiedzieli sie eksperci kliniczni z dziedziny choréb rzadkich: neurologii,
genetyki, pulmonologii, pediatrii, reumatologii, hematologii, oraz medycyny rodzinnej. Stanowiska zajeli
réwniez przedstawiciele Sejmu RP, Ministerstwa Zdrowia, Rzecznika Praw Obywatelskich, Rzecznika
Praw Pacjenta oraz eksperci systemowi. Ponizsze stanowiska sg opublikowane w kolejnosci wystgpienia
w trakcie debaty.
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3.1. Prof. Zbigniew Zuber - Kierownik Katedry Pediatrii KAAFM,
Szpital Dzieciecy sw. Ludwika w Krakowie, Przewodniczgcy Rady
Ekspertow ds. Chordb Rzadkich Medycznej Racji Stanu

~

Panstwa, wsparciu Ministerstwa Zdrowia, AOTMIT, NFZ. Udato sie uzyskac
refundacje lekéw stosowanych w terapii rdzeniowego zaniku miesni (SMA),
chorobie Fabry’ego, EB. Zaczety sie intensywne prace nad dostepnoscig nowych
terapii szczegélnie w chorobach autoimmunologicznych i co najwazniejsze \/

w chorobach onkologicznych. Postep medycyny nie zostat zahamowany. Jak y L
widzimy podczas epidemii koronawirusa trwajg intensywne prace nad nowoczesnymi terapiami.
W chorobach wirusowych sg potrzebne szczepionki. Dla naszych pacjentéw niestety nie wystarcza
szczepionki. Nasi pacjenci sg szczegdlnie zagrozeni w sytuacji epidemii. To sg pacjenci, ktdrych okresla
sie mianem ,wszyscy mieli problem choroby wspdtistniejgcej, towarzyszacej”. Naszym zadaniem jest
préoba przyblizenia zagadnien zwigzanych z opiekg nad naszymi pacjentami. Konieczne jest dla nas
wsparcie pacjentow, ktdrzy u nas jeszcze oczekujg na leczenie, a co jest juz dostepne na Swiecie, czyli np.
CLN2, dystrofia Duchenne’a, mukowiscydoza. Wazny dla chorego na chorobe rzadky kluczowy jest
dostep do leczenia oraz wsparcie, zeby leczenie nie byto przerwane. Doswiadczeni koronawirusem
wiemy, ze niewielki wirus w organizmie zdrowego cztowieka moze spowodowacé zagrozenie zycia, a co
mowic¢ przy naszych schorzeniach gdzie wiemy, ze kazdy pacjent w swojej chorobie jest absolutnie
niepowtarzalny, gdzie jego choroby sg chorobami wspdtistniejgcymi. To co majg nasi pacjenci to, ze
chorujg wielonarzgdowo i to jest szalenie ryzykowne.

—
Udato sie nam wiele dobrego zrobi¢ w ostatnich latach - dzieki wsparciu ’z 5

Obecna sytuacja epidemiologiczna pokazata dramatyczng sytuacje wielu pacjentow. Epidemia
koronawirusa spowodowata wydtuzenie sie drogi pacjenta z chorobg rzadkg do postawienia diagnozy
i leczenia. Polska jest jednym z ostatnich krajow w UE, ktéry nie wdrozyt Narodowego Planu dla Chordb
Rzadkich, do «czego zobowigzata wszystkie panstwa w 2009 r. Rada Unii Europejskiej
w terminie do 2013 r. Nie mamy tez systemowych rozwigzan finansowania diagnostyki i leczenia choréb
rzadkich. Musimy udostepni¢ prawidtowg i szybkg diagnostyke, Zzebysmy nie zostali
z problemami, ktére rung na nas jak lawina. Wiemy, Ze obszary terapii s3 w opiece zdrowotnej nad
chorymi na choroby rzadkie jeszcze do zagospodarowania. Liczymy na wsparcie. W chorobach rzadkich
wsparcie to powazne wyzwanie. W zwigzku z odmrazaniem gospodarki musimy powoli rusza¢ zgodnie
z narzuconym algorytmem postepowania wyznaczonym prze nasze wtfadze. Ale musimy dac przede
wszystkim nadzieje naszym pacjentom, ze ludzie ktérzy decydujg o programach nie zapomng
o potrzebach, ze beda dostepne programy lekowe, terapeutyczne, refundacje nie zostang przerwane.
Kazdy z ekspertéow mowi, ze jego pacjenci sg najwazniejsi. Wydaje mi sie ze najwazniejsi sg ci pacjenci,
ktorzy majg niewiele mozliwosci, czyli powinniSmy rozszerzyé palete wsparcia szczegdlnie
potrzebujgcym dostepu do diagnostyki i terapii. To jest najwazniejsze przestanie.

Nasi pacjenci sg, byli i beda. To co jest najwazniejszym elementem dzisiejszej diagnostyki to nowoczesne
badania genetyczne. Nasi pacjenci caty czas s3 diagnozowani, mamy ku temu stosowne mozliwosci
i metody. Wszyscy pacjenci tgcznie z Pacjentem z MPS VI, oni majg leczenie, ale prosze sobie wyobrazi¢
np. ze tego pacjenta rozpoznatem w wieku 14 miesiecy (pozostali dwaj pacjenci leczeni
w Polsce to sg pacjenci dorosli). Prosze sobie wyobrazié, jak ogromnym sukcesem jest zdiagnozowanie
takiego pacjenta w tak mtodym wieku i wdrozenie mu leczenia. Nasz pacjent w tej chwili skonczyt 5 lat,
jest to dziecko prawidtowo rozwijajgce sie pod katem intelektualnym. Gigantyczny sukces. To dziecko

MEDYCZNA RACJA STANU



SYTUACIJA CHORYCH NA CHOROBY RZADKIE W CZASIE PANDEMII KORONAWIRUSA SARS-CoV-2

nadal otrzymuje leczenie, zaden koronawirus tego nie zmieni. Dzieki inicjatywie Pana Ministra Macieja
Mitkowskiego udato sie utrzymaé leczenie MPS VI. Tworzenie osrodkéow referencyjnych to jest jeden
element, ale tez musi by¢ powszechna, dostepna wiedza o chorobach rzadkich. Mamy ponad 2 min
chorych na choroby rzadkie w naszym kraju. Pacjent ktéry zostanie dzieki nowoczesnym metodom
genetyki klinicznej zdiagnozowany bedzie objety kompleksowg opieka i skierowany do odpowiedniego
osrodka. | to jest sukces, w kolejnej przysztosci bedg dostepne nastepne grupy lekdw. Oczywiscie jest
dzisiaj problem, ze 95 proc. pacjentéw nie ma leczenia, a tylko 5 proc. ma leczenie. Ale liczymy na to,
ze tu takze odnotujemy postep.

3.2. Prof. Krystyna Chrzanowska - Kierownik Zaktadu ™% %'~
Genetyki Medycznej Instytutu ,,Pomnik - Centrum
Zdrowia Dziecka” w Warszawie, Krajowy
koordynator projektu ORPHANET, Przewodniczqca
Zespotu ds. Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich

Zespot ds. Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich pracuje juz
dwa miesigce. ZostaliSmy podzieleni na cztery podgrupy. Jeden zespdt pracuje nad osrodkami
eksperckimi, drugi nad lekami i terapiami, trzeci nad paszportem pacjenta. Czwarta grupa nad platforma
informacyjng dla pacjentéw, rodzin i placowek medycznych. Jesli chodzi o osrodki eksperckie —
ustalilismy, jakie bedg kryteria i procedury ich powotywania. Zalecenie powotywania osrodkow
eksperckich obowigzuje w Unii Europejskiej od 2003 r. W Polsce nie mielismy zadnego osrodka
powotanego, ale juz mamy 16 osrodkdow, ktdére nalezg do tzw. Europejskich Sieci Referencyjnych
ds. choréb rzadkich (European Reference Networks (ERNs). Europejskie Sieci Referencyjne zostaty
powotane w marcu 2017 r. Obecnie nalezy do nich ponad 900 wysoko wyspecjalizowanych osrodkéw
klinicznych. W toku prac Zespotu uznalismy, ze nie ma potrzeby, zeby polskie placéwki byty przyjete do
europejskiej sieci i powtarzaty procedury. Te o$rodki, jak tylko Narodowy Plan wejdzie w zycie, powinny
by¢ powotane przez Ministra Zdrowia, jako krajowe osrodki referencyjne. Po powotaniu pierwszych
osrodkéw bedziemy mieli wiedze jak geograficznie rozktadajg sie te osrodki na terenie kraju. Stosujemy
zalecenia do powotania osrodkéw wg. klasyfikacji ORPHA (ta kwalifikacja jest przypisana do
rejestrowania chordb rzadkich i obejmuje ok. 40 krajow). Identyfikacja pacjentéw w systemie pozwoli
nam opracowac pierwsze dane epidemiologiczne, ktére bedg nam stuzyé do oszacowania kosztow opieki
nad tymi pacjentami oraz prowadzenia rejestréw tych chorych. Bedziemy oczekiwali, ze osrodki
referencyjne beda wywigzywaty sie ze swoich zadan. Jednym z wazniejszych zadan jest identyfikacja
pacjentéw z chorobg rzadka. Bardzo wazne jest, aby osrodki zaczety wprowadza¢ do systemu kody
ORPHA. Oczywiscie planujemy w tym zakresie przeszkolenie wszystkich kadr medycznych. Podstawowe
jest rowniez, zeby uporzadkowaé diagnostyke chordb rzadkich. To jest warunek, aby odpowiednio
poméc pacjentowi. Chce podkresli¢, ze 80 proc. chordb rzadkich to schorzenia genetyczne (20 proc.
to choroby nabyte). Jesli chodzi o tozsamos$¢ pacjenta z chorobg rzadka w systemie ochrony zdrowia
to chce powiedzieé, ze tworzony jest Paszport Pacjenta.
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3.3. Prof. Anna Latos-Bieleriska - Kierownik Katedry i Zaktadu
Genetyki Medycznej Uniwersytetu Medycznego w Poznaniu

Diagnostyka i rejestry chordb rzadkich sg kluczowe w Narodowym Planie dla
Chordb Rzadkich. Choroby rzadkie w 80 proc. sg schorzeniami genetycznymi,
a diagnostyka na $wiecie korzysta od 10 lat z badan genetycznych, jako
ztotego standardu. Badania genetyczne s3 rekomendowane przez
towarzystwa naukowe na $wiecie. A my w Polsce finansujemy ze srodkéw
NFZ przestarzatg i nieskuteczng diagnostyke genetyczng. Sg osrodki w Polsce,
ktore prowadzg nowoczesng diagnostyke genetyczng, tylko ze testy te nie sg |
finansowane przez ptatnika publicznego. Czyli sg dostepne wtedy, kiedy pacjent zaptaci, albo jak lekarz
wypetni wniosek o diagnostyke zagraniczng, ktdra jest 3 albo 4 razy drozsza, niz ta ktéra mogtaby byc
przeprowadzona w Polsce za srodki NFZ. W Polsce mamy ciggle do czynienia z czym$ co mozemy nazwac

»uporczywa diagnostyka”. Pacjent ma dziwne objawy, a lekarz czuje, ze jest to cos$ niestandardowego.
Po pierwsze mozna od razu zatozyé, ze jest to choroba rzadka. Po drugie jedli jest to choroba rzadka
to jest to na 80 proc. choroba genetyczna. Lekarz — nie moze zleci¢ badania genetycznego, bo nie ma go
w koszyku swiadczen gwarantowanych finansowanych przez NFZ. Zleca wiec mase niepotrzebnych
badann obrazowych, inwazyjnych, czy biochemicznych. One oczywiscie z perspektywy diagnozy
genetycznej choroby rzadkiej nic nie dadza. Generujg tylko koszty, sg ucigzliwe dla pacjenta i lekarza,
a do witasciwego rozpoznania uptywaja lata. My, jako sSrodowisko genetykdw klinicznych jestesmy na tyle
zdesperowani, ze przygotowujemy biaftg ksiege skutkow zaniechann badan genetycznych. Badania
genetyczne powinny by¢ stosowane w odpowiednim momencie. Kluczowe jest poszerzenie koszyka
Swiadczen gwarantowanych o badania genetyczne mikromacierzy i sekwencjonowania nastepnej
generacji. Optymalizacja leczenia i opieki nad chorymi na choroby rzadkie w Polsce zalezy
od nowoczesnej diagnostyki genetycznej. Réwnie wazine jest wprowadzenie rejestrow. Jednym
z istniejgcych rejestréw, ktére moga spetniaé role modelu rejestru dla okreslonej grupy chordb rzadkich,
jest Polski Rejestr Wrodzonych Wad Rozwojowych (PRWWR). Rejestr ten zostat utworzony w 1997 roku.
Od 5 grudnia 2014 r. — na mocy rozporzadzenia Ministra Zdrowia — istnieje obowigzek zgtaszania
wrodzonych wad rozwojowych do tego rejestru.

W Polsce rodzi sie rocznie ok. 100 dzieci z rozszczepem kregostupa — chorobg rzadka, w wyniku ktdrej
rozwija sie problem pecherza neurogennego. Chorzy od urodzenia wymagajg cewnikowania kilka razy
dziennie. W Polsce sg refundowane przestarzate cewniki suche, ktére sg zwigzane z dyskomfortem,
urazami cewki moczowej oraz wiekszym ryzykiem zakazen i niewydolnosci nerek. Pragne zaapelowad
o refundacje cewnikdw powlekanych, hydrofilowych, przy ktérych stosowaniu jest mniejsze ryzyko
zakazen i powiktan. W catej Polsce jest populacja ok. 2 tys. dzieci i mtodziezy, ktére wymagaja
samocewnikowania z uzyciem cewnikéw hydrofilowych. Czesto méwimy o bardzo drogich terapiach
w chorobach rzadkich (rzedu kilku milionéw zt rocznie). W przypadku cewnikéw hydrofilowych chodzi
o kilkanascie tysiecy ztotych rocznie na terapie, ktdra jest bardzo skuteczna i znakomicie poprawia jakos¢
zycia chorego.
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3.4. Dr Gabriela Sujkowska - Zastepca dyrektora ds. ekonomiczno-
finansowych Narodowego Instytutu Geriatrii, Reumatologii

i Rehabilitacji w Warszawie, Cztonek Zespotu ds. Narodowego
Planu dla Chordb Rzadkich

Dzieki objeciu patronatem Ministra Stawomira Gadomskiego prace nad
wdrozeniem Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich posuwajg sie do przodu
i widzimy, ze nasze propozycje mogg duzo wnies¢ dla pacjentéw. Pracuje
w Instytucie Geriatrii, Reumatologii i Rehabilitacji i obserwuje na zywo, jak pacjenci
sg latami Zle diagnozowani. Reumatologiczne choroby to réwniez choroby rzadkie autoimmunologiczne.
Choroby rzadkie to choroby, na ktére w 75 proc. chorujg dzieci. Tych choréb jest ok. 7 tys. Mamy
opisanych w literaturze ponad 3 tys. zidentyfikowanych uszkodzonych gendw, odpowiedzialnych
za wystepowanie tych choréb. Wiemy, ze ok. 350 min chorych cierpi na te choroby na catym swiecie.
Tylko 5 proc. z nich ma zarejestrowane leczenie farmakologiczne (przyczynowe lub objawowe).
Pozostatym 95% chorym pozostaje leczenie wspomagajgce i rehabilitacja. Pacjenci majg wykonywany
szereg niepotrzebnych badan - srednia europejska czasu do postawienia diagnozy choroby rzadkiej to
ok. 1,5 roku — w Polsce znacznie dtuzej. Natomiast badania przesiewowe noworodkdéw plasujg Polske
w europejskiej czotdwce. Wiemy, ze choroby rzadkie to problemy kliniczne, ekonomiczne — bo skuteczne
leczenie tych pacjentéw ma réwniez pozytywny wymiar ekonomiczny. Bardzo wazna jest wspétpraca
miedzyresortowa w zakresie zdrowia, edukacji, opieki socjalnej nad chorymi i ich rodzinami.

3.5. Minister Grzegorz Bfazewicz - Zastepca Rzecznika Praw
Pacjenta

Przy Rzeczniku Praw Pacjenta powstata Rada Ekspertéw i 8 maja 2020 r.
opublikowana zostata rekomendacja Rady odnosnie dziatan ochrony zdrowia w
czasie epidemii koronawirusa. Pacjenci oczekujg swiadczen zdrowotnych tatwo
dostepnych, kompleksowych i wysokiej jakosci bez znaczenia na co choruja.
Te wszystkie warunki muszg by¢ spetnione tgcznie, zeby cel zostat osiggniety.
Sytuacja sie komplikuje, jesli chodzi o choroby rzadkie. Tu system leczenia
powinnismy  rozpatrywa¢ zaréwno pod katem  finansowym, jak
i organizacyjnym. Jesli chodzi o finanse, to sg to kosztowne terapie i musimy zwracaé¢ uwage
na optymalne wykorzystanie $rodkéw publicznych bedacych w dyspozycji Narodowego Funduszu
Zdrowia. Srodki finansowe muszg by¢ dostepne na $wiadczenia we wszystkich zakresach. Wszyscy
pacjenci muszg mie¢ réwny dostep do $wiadczen zdrowotnych. W ocenie Rzecznika Praw Pacjenta
wazny jest solidaryzm spoteczny. Ale solidaryzm nie jest sprawg bezkosztowa, z czego wszyscy zdajemy
sobie sprawe. Choroby rzadkie borykajg sie réwniez z problemami organizacyjnymi polskiego systemu
ochrony zdrowia. Ma to zwigzek z diagnostyka, jakoscig i dostepnoscig do referencyjnych osrodkéw
klinicznych. Rzecznik Praw Pacjenta rozpatruje sprawy naptywajgce do niego wszystkimi kanatami
(pisma, maile), ale rowniez za pomocg bezptatnej infolinii. Telefoniczna Informacja Pacjenta (TIP) pod

numerem 800 190 590 jest wspdlng inicjatywg Rzecznika Praw Pacjenta i Prezesa NFZ. Pacjenci
potrzebujg wsparcia czesto najprostszego, czyli rozmowy, podczas ktdrej ktos wskaze im, co majg dalej
robié¢, gdzie i do kogo sie zwrdcié. W jednym miejscu pacjent otrzymuje dobrej jakosci informacje,
szybka, wiarygodng. Dobrze wyedukowany staje sie partnerem w trakcie udzielania $wiadczen
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zdrowotnych, a nie jedynie biernym obserwatorem. Stworzenie kompleksowego systemu
informacyjnego dla pacjentéw, jak sie wydaje — jest kluczowe. Chodzi o to, aby pacjenci pod jednym
numerem mogli otrzymac wszystkie potrzebne im informacje.

3.6. Prof. Anna Kostera-Pruszczyk - Kierownik Katedry

i Kliniki Neurologii Warszawskiego Uniwersytetu
Medycznego, Cztonek Zespotu ds. Narodowego Planu dla =
Chordb Rzadkich A
Paszport Pacjenta ma sprawié, ze chory na chorobe rzadky przestanie by¢ ‘ // /
/

zagubiony w systemie ochrony zdrowia w Polsce. Ma uprosci¢ opieke
i zapewni¢ ochrone pacjenta. Chcemy, zeby paszport miat tez forme
elektroniczng i zeby byt zintegrowany z indywidualnym kontem pacjenta oraz z elektroniczng historig
choroby. Chcemy, aby w Paszporcie znalazty sie najwazniejsze informacje: dane pacjenta, kontakt
do opiekuna, informacja jakiego leku unikaé, itp. Takie powinien tam znalezé sie numer do lekarza
z osrodka eksperckiego. Jesli pacjent wyrazi zgode, to na kolejnym poziomie paszportu powinny znalez¢
sie bardziej szczegdétowe informacje dotyczgce choroby pacjenta. Tu takie powinny sie znajdowaé
informacje dotyczace choroby, rekomendowane przez osrodki referencyjne, tak aby pacjent mdgt miec
dostep do wiarygodnej wiedzy i informacji. Pierwotnie dostep do konta pacjenta miat by¢ bardzo
szeroki, ale obecnie zalezy nam, zeby dostep do niego miat tylko pacjent, opiekun
i lekarz. Prace nad Paszportem s3g konsultowane z organizacjami pacjentéw, ktérzy majg swojg
reprezentacje w Zespole ds. Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich.

/

W zakresie rzadkich chordb neurologicznych odnotowaliSmy w Polsce ogromny sukces, ktéry polega
na tym, ze grono pacjentéw ze rdzeniowym zanikiem miesni (SMA) uzyskato refundacje publiczng terapii
nusinersenem w ramach programu lekowego NFZ. Po roku leczenia (lek zostat wprowadzony
do refundacji od 1 stycznia 2019 r.) obserwujmy dowody na skutecznos¢ leku, co potwierdza, ze decyzja
Ministra Zdrowia w konsultacji ze srodowiskiem klinicystéw i organizacji pacjentéw byta decyzjg dobrg,
gdyz znacznie poprawiata sie sytuacja i funkcjonowanie chorych z SMA w kazdym wieku.
W rdzeniowym zaniku miesni pojawity sie dwie nowe terapie: zarejestrowana w Unii Europejskiej
terapia genowa przeznaczona dla pacjentdéw, ktérzy nie ukonczyli 2. r.z. oraz terapia doustna - obecnie
w badaniach klinicznych. Zalecane jest, aby program przesiewowy noworodkéw w Polsce zostat
rozszerzony o badanie w kierunku SMA oraz ulegt poprawie dostep do rehabilitacji medycznej. Pacjenci
i lekarze czekajg rowniez na refundacje terapii w chorobie Duchenne'a. Bardzo wazine, zeby leki
na wszystkie choroby rzadkie stawaty sie dostepne, zeby nie powodowaé nieodwracalnych zmian
u chorych.
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3.7. Mec. Piotr Mierzejewski - Dyrektor Zespotu Prawa
Administracyjnego i Gospodarczego oraz Wspotprzewodniczgcy
Komisji Ekspertow ds. Zdrowia przy Rzeczniku Praw
Obywatelskich

Problemy w chorobach rzadkich majg wymiar ponadczasowy, a epidemia
koronawirusa moze by¢ czynnikiem wptywajacym na to, ze w pewnych
obszarach prawa pacjentdw moga by¢ ograniczane. Dla osoby zmagajacej sie
z chorobg rzadka czy ultrarzadkg traumga jest sam fakt postawienia diagnozy.
Wielkim szczesciem jest, kiedy okazuje sie, ze medycyna nie jest taka bezsilna, i chory dOW|adu1e sie,
ze jest zarejestrowana terapia. Ale w ogromnej wiekszosci trauma jest wtedy, kiedy okazuje sie,
ze leczenia nie ma albo Ze terapia jest tak droga, ze nie staé¢ na nig zwyktego smiertelnika, a polityka
panstwa nie sprzyja, zeby pacjent byt poddany tej terapii. To jednoznacznie prowadzi do konkluzji,
ze polski system zdrowia nie jest przyjazny pacjentowi, a w szczegdlnosci temu cierpigcemu na choroby
rzadkie. Ustawa koronawirusowa, jak powszechnie wiemy przesuneta publikacje kolejnej listy
refundacyjnej na 1 wrzesnia 2020 r. Co oznacza, ze mieliSmy opublikowana liste refundacyjng marcowg,
a nie bedziemy mieli ani listy majowej, ani lipcowej. W tym kontekscie Ministerstwo Zdrowia juz
zapowiedziato, ze nie nalezy spodziewa¢ sie wielu korzystnych decyzji refundacyjnych, co spowoduje,
ze leki ktore powinny by¢ w normalnych okolicznosciach refundowane nie bedg, albo jest to mato
prawdopodobne. To co obecnie szwankuje, to ratunkowy dostep dla technologii lekowych (RDTL).
Rzecznik Praw Obywatelskich sygnalizowat ten problem w lipcu, sierpniu oraz w grudniu 2018 r.
z zapytaniem, czy sg prowadzone prace w tym zakresie. Niestety zadnych rewolucji w tym zakresie
nie dostrzegamy. Kolejna kwestia zwigzana jest z wygaszaniem programéw lekowych. Mielismy taka
sytuacje tuz przed wybuchem epidemii koronawirusa, gdzie miato miejsce wygaszenie leczenia
w ramach programu lekowego B.26 - leczenia mukopolisacharydozy typu VI i przesuniecie finansowania
tego leczenia poza programy lekowe w ramach swiadczed NFZ. Tu problem polega na rdéznicowaniu
pacjentéw na tych, ktérych diagnoza nastgpita przed 1 marca 2020, czy po 1 marca 2020 r. Wiekszos¢
nieleczonych chorych nie dozywa wieku dorostego. Przejecie finansowania przez NFZ mogtoby by¢
nieztym rozwigzaniem, gdyby z leczenia mogli skorzystaé wszyscy chorzy, a nie tylko zdiagnozowani
przed 1 marca 2020 r. To dyskryminacja i nieréwne traktowanie pacjentow.

3.8. Minister Stawomir Gadomski — Podsekretarz
Stanu w Ministerstwie Zdrowia

Mimo trudnego czasu stanu epidemicznego powotany przez
Ministra Zdrowia w marcu 2020 r. Zespdt ds. Narodowego
Planu dla Choréb Rzadkich pracuje online bez opdzinien.
Zaktadamy, ze w zakresie czterech zdefiniowanych obszaréw
prace koncepcyjne powinny zakonczy¢ sie do konca czerwca
2020 r. Wydaje sie, ze bedziemy mogli podac
juz w szczegotach rozwigzania, w ktérych wskazemy kto i gdzie
te rozwigzania bedzie modgt wprowadzi¢. Opracowywane przez Zespdt propozycje to rozwigzania
systemowe. Duze nadzieje wigzemy z okresleniem roli i kompetencji osrodkéw referencyjnych. Paszport
Pacjenta wydaje sie bardzo istotny z punktu widzenia klinicznego, ale tez z punktu widzenia jakosci

MEDYCZNA RACJA STANU




SYTUACJA CHORYCH NA CHOROBY RZADKIE W CZASIE PANDEMII KORONAWIRUSA SARS-CoV-2

i bezpieczenstwa opieki z perspektywy pacjenta. Koncepcje Paszportu zmierzajg w kierunku rozwigzan
informatycznych m.in. integracji z elektronicznym indywidualnym kontem pacjenta. To sg podstawy
do tego, zeby kazdy pacjent chorujacy na chorobe rzadkg miat zawsze przy sobie dokumentacje
medyczng. Trzeci bardzo wazny obszar to dostep do wiarygodnych i aktualnych informacji o chorobach
rzadkich. Portal informacyjny dla pacjentow chcemy przygotowac¢ z aktywnym udziatem osrodkow
referencyjnych. Czwarty obszar to dostep do terapii. Wymaga on uporzadkowania legislacji w zakresie
modyfikacji ustawy refundacyjnej, ratunkowego dostepu do technologii lekowych, modyfikacji
programow lekowych NFZ, itd. Na to naktada sie réwniez obszar prac zwigzany z Funduszem Medycznym
- inicjatywie Pana Prezydenta RP Andrzeja Dudy. W ramach Funduszu Medycznego przewidziane jest
wsparcie catego zakresu problematyki diagnostyki i terapii choréb rzadkich. Wszystkie rozwigzania nad
ktéorymi pracujemy to sg rozwigzania dtugofalowe. Widze, ze idziemy w produkt catosciowy
i szczegdtowy i dlatego mam nadzieje, ze wdrozenie planu bedzie tatwiejsze. Zalezato mi na tym, zeby
z duzego ogodlnego planu wyciggna¢ aspekty, ktére mozemy w dos¢ szybki sposéb zoperacjonalizowad.
A po drugie, ktére obszary sg kluczowe z perspektywy dobra pacjenta. Na drugi etap prac Zespot
zaplanowat prace nad koncepcjg rejestréw w zakresie choréb rzadkich.

3.9. Dr Michat Jachimowicz — Farmakoekonomista,
Prezes MAHTA

W chorobach rzadkich dostepnos¢ do lekéw jest ograniczona.
MieliSmy rozmawia¢ w terapiach celowanych, w terapiach
dziaftajgcych, jako terapie zastepcze. Natomiast tych terapii
na choroby rzadkie mamy bardzo niewiele. Choroby rzadkie sg
ogodlnie rzadkoscig, a istnienie dla nich terapii przyczynowych jest jeszcze wugksza rzadkoscig.
Podejmowanie decyzji o udostepnienie terapii w chorobach rzadkich jest oparte o klasyczng metode
oceny technologii medycznych (HTA). Klasyczng tzn. w oparciu o dowody kliniczne uznane
za wiarygodne, jesli sg przeprowadzone na odpowiedniej grupie chorych. Tymczasem tych chorych jest
generalnie niewielu i mamy kolosalny problem z przeprowadzeniem takich badani. Dlatego tych badan
wtasciwie mozna sie nie spodziewad. Dzisiaj trzeba bra¢ pod uwage inne aspekty. Tak jak zapisano
w dokumencie Polityce Lekowe] Paristwa 2018-2022 proponowane jest zastosowanie analizy decyzji
wielokryterialnej oraz odrebne stosowanie sie do wartosci wskaznika QALY w ocenie lekdw stosowanych
w chorobach rzadkich.

3.10. Prof. Maria Mazurkiewicz-Betdziriska — Kierownik
Kliniki Neurologii Rozwojowej, Uniwersyteckie Centrum
Kliniczne w Gdarisku, Prezes Polskiego Towarzystwa
Neurologéw Dzieciecych

W dyskusji na temat sytuacji chorych na choroby rzadkie powtarza sie
temat ceroidolipofuscynozy neuronalnej typu 2 (CLN2, demencji
dzieciecej). W obecnej sytuacji epidemiologicznej pacjenci, ktdrzy
sg leczeni zagranicg - tam pozostali (gtéwnie w Niemczech i kilkoro
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we Witoszech). Terapia Ceroidolipofuscynozy neuronalnej nie jest terapig przyczynowg — jest terapia
suplementacyjng, a lek ma bardzo dobre efekty pod warunkiem, ze jest podawany odpowiednio
wczesnie. W kwestii dostepnosci refundacyjnej gtéwnym wyzwaniem jest kwestia wysokiego kosztu
terapii. Kwestia negocjacji ceny leku jest absolutnie poza klinicystami, ktdrzy diagnozujg nowego
pacjenta i w obecnej sytuacji nie s3 w stanie rozpoczgc terapii. Pozostaje jedynie ratunkowy tryb
dostepu do technologii lekowej, ale w obecnej trudnej sytuacji finansowej szpitali — praktycznie
nierealny. Jako klinicysci potrzebujemy dla naszych chorych refundacji leku w ramach programu
lekowego NFZ. W obecnej sytuacji pandemii koronawirusa widzimy réwniez ogromny lek chorych
na choroby rzadkie i ich rodzin o to, ze obecnie refundowane terapie przestang by¢ dostepne. Chcemy
mie¢ nadzieje, ze jest to lek nieuzasadniony. Bardzo sie réwniez ciesze, ze jesteSmy jako klinicysci
w blokach startowych przed dwiema nowymi terapiami w rdzeniowym zaniku miesni (SMA). Komisja
Europejska zarejestrowata terapie genowg, a terapia doustna jest w koricowej fazie badan klinicznych.
Pytanie jest, czy mamy narzedzia do tego, zeby terapia genowa byta w Polsce refundowana? Jesli jest
pytanie: Jak miatby wygladac¢ program lekowy - to my - neurolodzy dzieciecy mozemy stuzy¢ pomoca
Ministrowi Zdrowia.

3.11. Dr Piotr Gastof - zastepca Kierownika Kliniki
Urologii Dzieciecej w Instytucie "Pomnik-Centrum
Zdrowia Dziecka", Konsultant Krajowy w dziedzinie
urologii dzieciecej

Ciesze sie, ze problem pecherza neurogennego pojawit sie
w dzisiejszej debacie w tak znakomitym gronie. Dzieci
z rozszczepem kregostupa wymagajg opieki kompleksowej. Jak sie rodzi noworodek z rozszczepem
kregostupa wymaga on opieki neurochirurgicznej. Skutkiem tej przepukliny jest niedowfad korczyn,
dochodza zaburzenia rozwojowe, wiec wymaga ten pacjent opieki ortopedycznej i rehabilitacji.
Zaburzenia unerwienia dotyczg tez jelita i tu wymagana jest konsultacja gastrologa. Pecherz
neurogenny, ktory nieleczony skutkuje niewydolnoscig nerek, a w efekcie prowadzi do zgonu jest
leczony przez urologa. Jeszcze w latach 80-tych potowa dzieci z pecherzem neurogennym umierata
z powodu zalegania moczu w pecherzu, infekcji i niewydolnosci nerek. Wprowadzenie cewnikowania -
a nastepnie samocewnikowania przyniosto przetom w terapii pecherza neurogennego. Ale oczywiscie
technologia idzie do przodu. Na poczatku (40 lat temu) stosowano cewniki suche, potem wprowadzono
zel, dajacy poslizg i troche znieczulenia. W Polsce ciggle refundowane sg cewniki suche. Zel nie jest
refundowany. W zwigzku z tym rodzice chorych dzieci oszczedzajg, co tez skutkuje po kilku tygodniach
otwarcia tubki z zelem zakazeniem uktadu moczowego lub rodzice w ogdle nie uzywajg zelu przy
cewnikowaniu, co skutkuje uszkodzeniem cewki moczowej oraz jej nieodwracalnym zwezeniem. Cewniki
hydrofilowe sg w Polsce nierefundowane. Sg to cewniki, ktdre po wyjeciu ze sterylnego opakowania
sg gotowe do uzycia samodzielnie przez dziecko, bez dodatkowej pomocy. Dzieki nim dzieci mogg sie
samocewnikowac, a wiemy, ze dzieci majg naturalng sktonno$¢ do samodzielnosci, wiec nie trzeba ich
do tego namawiaé — wystarczy przeszkoli¢. Tak naprawde tylko w Polsce i Butgarii cewniki hydrofilowe
nie s3 refundowane. Dlatego naszym marzeniem jest przekonanie Ministra Zdrowia do petnej i bez
limitéw refundacji cewnikéw hydrofilowych dla dzieci i mtodziezy do 18 r.z. Szacujemy, ze takie cewniki
potrzebuje ok. 2 tys. dzieci i mtodziezy z pecherzem neurogennym w wyniku wrodzonego rozszczepu
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kregostupa. Na pewno zoptymalizuje to model opieki oraz ograniczy hospitalizacje zwigzane
z zakazeniami uktadu moczowego i niewydolnoscig nerek.

3.11. Prof. Grzegorz Kopec - Oddziat Kliniczny Chordb
Serca i Naczyn, Krakowski Szpital Specjalistyczny im.
Jana Pawta Il

Kolejna grupa pacjentéw cierpigcych na rzadkg, stwarzajgca
bezposrednie zagrozenie zycia chorobe to osoby z tetniczym
nadcisnieniem ptucnym. Rokowania w tym rozpoznaniu nie
sg optymistyczne. Jakos$¢ zycia dramatycznie pogarsza sie z kolejng
klasg choroby, uniemozliwiajgc najprostsze formy aktywnosci. Chorzy na tetnicze nadcisnienie ptucne, to
mtodzi ludzie, ktdrzy majg problem z wykonaniem najprostszych czynnosci zycia codziennego poniewaz
majg bardzo silng dusznos¢. Takich pacjentéw wigczamy do programu lekowego NFZ. Dzieki
refundowanym terapiom odnosimy sukces, bo pacjenci zyjg dtuzej, a dolegliwosci s3 mniejsze. W 2018 r.
dzieki pracom Ministra Macieja Mitkowskiego do programu lekowego wpisano terapie tréjlekowa.
T3 decyzjg dostosowano terapie dostepne w programie lekowym do standardéw europejskich, gdzie
u jednego pacjenta mozemy zastosowac leki z 3 rdéznych grup. To jest ogromna rdznica w stosunku
do tego co byto wczesniej, gdzie moglismy stosowac leki z co najwyzej dwdch grup i to nie we wszystkich
potgczeniach. Resortowi nalezy réwniez podziekowaé¢ za umozliwienie dostaw lekéw pacjentow
do domu w okresie epidemicznym. Dzieki temu nie musieliSmy pacjentdw wzywac na wizyty, tylko
wykonywalismy wizyty telefoniczne. Nie narazaliSmy w ten sposdb pacjentéw chorujgcych na tetnicze
nadcis$nienie ptucne na ryzyko zakazenia. Jako srodowisko lekarzy i pacjentdw chcielibysmy mieé bardziej
optymalne terapie trdjlekowe, z uzyciem leku doustnego — seleksypagu. Bardzo istotne jest réwniez
od razu, po rozpoznaniu wtgczenie leczenia dwulekowego.

3.12. Prof. Wiestaw Jedrzejczak - Klinika Chordb
Wewnetrznych Hematologii i Onkologii,
Uniwersyteckie Centrum Kliniczne Warszawskiego
Uniwersytetu Medycznego

W terapii nowotwordw krwi odnotowujemy spektakularny postep.
Pojawiajg sie potrzeby refundacji nowych lekéw, choé w chwili
obecnej nie sg tak dramatyczne jak poprzednio, poniewaz
wiekszos¢ tych grup chordb, o ktére poprzednio walczyliSmy jest w znacznej mierze zaopiekowane
refundacyjnie. Klinicysci czekajg na refundacje terapii CAR-T. Z punktu widzenia ptatnika publicznego jest
to terapia bardzo droga, z drugiej strony dzisiaj jest adresowana niewielkiej grupy chorych. Taka grupe
stanowig chorzy na oporng ostrg biataczke limfoblastyczng. W chwili obecnej terapia CAR-T jest
zarejestrowana dla oséb do 25 r. z. , wiec jest to stosunkowo niewielka grupa chorych. Szersza grupa
chorych to chorzy z rozlanych chtoniakiem z duzych komérek, ktérzy sa oporni na inne metody leczenia,
ale znakomita wiekszo$¢ reaguje na inne metody leczenia, wiec te przewidywane koszty leczenia
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sg takie horrendalne. Terapia jest droga z tym, ze mam nadzieje, ze te koszty bedg sie zmniejsza¢ wraz
z ze zwiekszajgcy sie liczbg leczonych pacjentéw. Znacznie wiekszy problem dla hematoonkologii
stanowi problem niewydolnosci systemu ochrony zdrowia w Polsce. System juz byt niewydolny przed
epidemig koronawirusa. Epidemia natozyta na hematologéw dodatkowy problem, poniewaz chory, ktéry
chce dostac sie do osrodka hematologicznego musi by¢ najpierw zbadany pod katem obecnosci wirusa.
Drugi problem, o ile pacjenci sg zabezpieczeni, to zakazenia zdarzajg sie wsréd personelu, nawet jesli nie
z bezposredniego kontaktu, to i tak przebywajg na kwarantannie. Dlatego mozliwosci przerobowe
osrodkéw klinicznych zmniejszajg sie dwukrotnie.

3.13. Prof. Ewa Lech-Mararida - Dyrektor Instytutu
Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie, Konsultant
Krajowy w dziedzinie hematologii

W ostatnich paru latach wiele rzeczy dobrych wydarzyto sie dla pacjentéw
hematologicznych w zakresie refundacji. Tutaj chciatam bardzo serdecznie
podziekowa¢ Panu Ministrowi Maciejowi Mitkowskiemu za zaangazowanie
w sprawy pacjentéw hematologicznych. Najwiekszym obecnie wyzwaniem
refundacyjnym jest dostep do terapii CAR-T. Grupa polskich ekspertéw
W oparciu o przepisy prawa przygotowata projekt programu polityki zdrowotnej pt. Krajowy program
zmniejszania Smiertelnosci dorostych chorych na nowotwory ukfadu limfoidalnego i ztozyta na rece
Ministra Zdrowia. Program jest przewidziany na lata 2020-2023. | dotyczy terapii CAR-T chorych na ostra
biataczke limfoblastyczng i na chtoniaki agresywne. Klinicysci i pacjenci oczekujg réwniez na refundacje
terapii dla nielicznych grup pacjentéw. Jest to ponatynib dla chorych na przewlektg biataczke szpikowa
i ostrg biataczke limfoblastyczng, rozszerzenie wskazan dla ibrutynibu w przewlektej biataczce
limfocytowej oraz midostauryna w ostrych biataczkach szpikowych. Najwazniejsze potrzeby
i oczekiwania chorych na nowotwory hematologiczne wpisujg sie w koncepcje choréb rzadkich, dlatego
ze czestos¢ wystepowania tych nowotwordw to jeden, dwa przypadki na 100 tys.

3.14. Prof. Dorota Sands - Kierownik Zaktadu Mukowiscydozy
Instytutu Matki i Dziecka w Warszawie

Mukowiscydoza wymaga kompleksowego podejscia wielodyscyplinarnego.
W osrodkach referencyjnych musimy tworzy¢ absolutnie doskonate warunki
izolacji, ktore z jednej strony nam utatwiajg przestawienie sie na rezim
pandemiczny - mamy indywidualne sale, stosujemy na co dzien Srodki
ochronne. Chorzy na mukowiscydoze bardzo sprawnie weszli w izolacje
spoteczng, poniewaz s3 do tego przyzwyczajeni na co dzied. Musieli
to wzmocni¢ o cztonkdw najblizszych rodzin. Rzeczywiscie byli tak przestraszeni
pandemig, ze nawet bali sie zgtasza¢ na planowe leczenia, co wymagato
czynnego kontaktu z naszej strony. W kwestii naszych potrzeb, mysle, ze jesteSmy o tyle z jednej strony
szczesciarzami, ze mamy dziatajacy rejestr, diagnostyke, osrodki eksperckie, natomiast brakuje nam
refundowanych w krajach Unii Europejskiej lekdw przyczynowych. Refundowany np. w Czechach
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iwakaftor powinien by¢ dostepny refundacyjnie dla ok. 10 chorych réwniez w Polsce. Na pewno
eksperckie osrodki prowadzgce kompleksowg opieke nad pacjentem, sg wiasciwg drogg dla
optymalizacji opieki nad chorymi na mukowiscydoze w naszym kraju.

3.15. Mec. Katarzyna Bondaryk - Kancelaria
Adwokacka Katarzyna Bondaryk

Chciatam podkresli¢ trzy bardzo istotne kwestie, ktére pojawity sie
podczas dzisiejszej dyskusji. Wedtug mnie najwazniejszg rzecza
jaka powinnismy sie zajag¢ to jest ustalenie odrebnych wytycznych
HTA dla oceny lekdw sierocych. Na jakich zasadach jest
dokonywana ta ocena ma bezposredni wptyw na dostep
pacjentéw z chorobami rzadkimi do refundowanego leczenia. Jezeli mamy sytuacje, ze mamy
standardowg refundacje i prezes AOTMIT wyda negatywng rekomendacje to Minister Zdrowia moze
zdecydowaé, ze decyzja refundacyjna bedzie pozytywna. Ale sg takie przypadki, jak np. przywotana przez
Panstwa technologia CAR-T, czy srodki spozywcze stosowane w przypadku przewlektej niewydolnosci
nerek, gdzie opinia AOTMIT, czy rekomendacja Prezesa AOTMIT spowodowata, ze Minister Zdrowia,
nawet jezeli uzna, ze wszystkie inne kryteria wedtug niego s spetnione nie moze wydaé zgodnie
z ustawg pozytywnej decyzji refundacyjne;. Zlikwidowanie programu lekowego
w mukopolisacharydozie typu VI bylo o tyle niespotykane, poniewaz do tej pory nie byto sytuacji,
w ktérej zakonczono program lekowy i skierowano finansowanie leku w ramach grup JPG. Wedtug mnie
tutaj istotnym ograniczeniem jest to, ze nowi pacjenci nie bedg mieli dostepu do leczenia, poniewaz
ta grupa JPG jest opisana w zarzgdzeniu Prezesa NFZ, jako wyfacznie grupa dedykowana pacjentom,
ktorzy juz to leczenie dotychczas otrzymywali. Wedtug mnie powinno tez zosta¢ wypracowane jakie$
inne rozwigzanie, dla pacjentéw, ktérzy w przysztos¢ pojawia sie i mogliby skorzystac z takiego leczenia,
bo na dzisiaj ich droga jest zamknieta.

3.16. Joanna Parkitna - Dyrektor Wydziatu Oceny
Technologii Medycznych w Agencji Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji

Wprowadzanie i stosowanie wszelkich rozwigzan, ktére pozwolg
na dostarczenie naszym pacjentom terapii, ktére beda skuteczne
i bezpieczne jest naszym obowigzkiem. Agencja pochyli sie nad {
kazdym rozwigzaniem, ktére do tego prowadzi. Natomiast chciatabym troche odczarowac te kwestie,
o ktérych Panstwo moéwicie, dlatego, ze brak refundacji lekdw w chorobach rzadkich czy ograniczenie
refundacji lekéw w tych chorobach nie do korica jest zwigzany ze sposobem oceny technologii
medycznych (HTA). Mamy trzy problemy. Pierwszy to mozliwosci budzetu panstwa, jesli chodzi
o refundacje technologii medycznych, zaréwno lekowych, jaki nielekowych. Drugi — brak dowodéw
naukowych lub ograniczone dowody naukowe na skutecznos¢ terapii. Trzeci — wysokie koszty leczenia
przy ograniczonych dowodach naukowych. O ile na wysokos$¢ budzetu na leki wptyw majg nasi rzadzacy,
o tyle na dwa pozostate wptyw majg podmioty odpowiedzialne - produkujace leki i wyroby medyczne.
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Zmiana sposobu oceny leku, nie zmieni watpliwosci, ktéore mamy w przypadku lekow, ktdére sg nie
do korica dobrze przebadane i co do ktérych efektywnos$é kosztowa jest niezadowalajgca. Niezaleznie
od tego, czy zmienimy sposéb podejscia do HTA i powiemy, ze nie bedziemy krytycznie przygladac sie
wynikom analizy ekonomicznej, klinicznej, to na koniec Minister Zdrowia zapyta AOTMIT o to, czy lek jest
skuteczny, czy jest bezpieczny, czy jest efektywny kosztowo i czy nas na to sta¢ - czyli ile bedzie
kosztowaé budzet panstwa leczenie tym lekiem wszystkich pacjentdw, ktérzy powinni go otrzymad.
Oczywiscie jesteSmy w stanie podja¢ dyskusje na temat tego, czy ocena wielokryterialna zmieni decyzje
Ministra Zdrowia, ale przy ograniczonych zasobach budzetu po prostu nie bedziemy mogli zrefundowadé
danej terapii. Zatem niezaleznie od tego, jak bedziemy moéwi¢, wydaje sie, ze powinnismy sie skupié
na tych obszarach, ktére w tej chwili mozna bytoby poprawié, czyli jesli mamy watpliwosci co do
dowoddéw naukowych, to by¢ moze podmioty odpowiedzialne mogtyby przedstawia¢ takie dowody,
ktore bytyby zadowalajgce lub tez w przypadku daleko idgcych niepewnosci podjg¢ decyzje
o zaproponowaniu takich mechanizmdéw podziatéw ryzyka, ktére bytyby dla budzetu panistwa
zadowalajgce i spetniajgce oczekiwania. Wytyczne AOTMIT nie dotyczg tych terapii, ktére sg oceniane
w przypadku ratunkowego dostepu do technologii lekowych. To nie zmieni niczego w zakresie oceny
HTA, ktéra wykonujemy dla tych lekow. Chciatabym zwrdci¢ Panstwa uwage na bardzo pozytywng
sytuacje, ktérg w tej chwili obserwujemy. Pacjenci majg dostep nie tylko do lekéw, ktére sg oceniane
przez nas w procesie wniosku refundacyjnego, ale coraz czesciej widzimy wnioski w trybie ratunkowego
dostepu do technologii lekowych oraz importu docelowego. To pokazuje, ze w tej chwili mimo duzych
probleméw pacjenci z chorobami rzadkimi majg dos¢ szerokie spektrum dostepu do technologii
lekowych.

3.17. Minister Maciej Mitkowski - Podsekretarz Stanu
w Ministerstwie Zdrowia

Bardzo sie ciesze, ze moge bra¢ udziat w tej wazinej debacie.
Dziekuje réwniez Panu Ministrowi Stawomirowi Gadomskiemu
i Zespotowi ds. Narodowego Planu dla Chordb Rzadkich za sprawne
prowadzenie prac, ktorych wyniki poznamy w lipcu 2020 r. Tak jak
Panstwo zawracali uwage, 95 proc. chorych na choroby rzadkie ;
nie ma leczenia przyczynowego czy objawowego. Nie mozemy dopusci¢ do sytuacji, ze wszystkie srodki
przeznaczamy na leczenie bardzo waskiej grupy pacjentéw, kosztem innych populacji.
Ostatnio, gdy rozmawialiimy na obchodach  Swiatowego Dnia  Choréb  Rzadkich
z grupami pacjentow, wiele oséb zwracato uwage na podstawowe problemy, ktére czesto kosztujg
w sumie kilkadziesiat, czy kilkaset tysiecy ztotych rocznie, a zmieniajg znaczaco sytuacje catej populacji
0s6b z chorobami rzadkimi. Bardzo istotne jest diagnozowanie pacjentdw i mozliwos¢ leczenia tych 95
proc. chorych jak najlepiej. Diagnostyka genetyczna to temat bardzo istotny. Duza czes$é
diagnozowanych pacjentéw jest wysytana za granice, gdyz w Polsce nie mozna tego wykona¢. Pod kgtem
iloSciowym zdecydowana wiekszos¢ decyzji Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia o wydaniu zgody
na diagnozowanie pacjenta za granicg jest pozytywna. Temat jest obszerny i istotny. Dla pacjentow
z chorobami rzadkimi ma znaczenie réwniez rehabilitacja, ktérej jest brak. To jest temat wazny.
To co mowit Minister Stawomir Gadomski, wazne jest przygotowanie osrodkow eksperckich do tego,
zeby takie centra przejety pacjentéw z osrodkéw niededykowanych, nieprzystosowanych do leczenia
chordéb rzadkich, a wiedza w tych osrodkach byta na wysokim poziomie. Po tym okresie - za okoto 1-2
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lata bedziemy mogli zaja¢ sie technologiami lekowymi. To, o co Panistwo pytali - nowe technologie
lekowe - mysle ze w ciggu roku, dwéch - nie mozna sie spodziewac spektakularnego wzrostu dostepu
refundacyjnego. Aktualnie mamy trudng sytuacje gospodarczg na swiecie, nie mamy wzrostu Produktu
Krajowego Brutto, w zwigzku z tym nie mozemy spodziewac sie znaczgcego wzrostu finansowania
Swiadczen zdrowotnych. Utrzymanie dotychczasowego zakresu swiadczen finansowanych przez NFZ
bedzie duzym sukcesem.

W chorobach rzadkich cze$s¢ decyzji refundacyjnych zostato juz podjetych. Rozmawiam
z przedstawicielami firm farmaceutycznych, informujg o tym, ze beda rejestrowane nowe technologie
lekowe i nowe oczekiwania refundacyjne. Rozmawiatem z przedstawicielami firm, ktére zgtaszaty,
ze majg na ukonczeniu badania nad terapiami w chorobach mdézgu i s3 w koicowym etapie procesu
dopuszczenia leku na rynek. Zwracajg sie z prosbg o zabezpieczenie srodkéw budzetowych, poniewaz
te leki bedg dostepne i oni muszg je sprzeda¢, bo naktady na badania i rozwdj zostaty poczynione. Jesli
chodzi o terapie w rdzeniowym zaniku miesni (SMA), tutaj mamy pierwszy dwuletni okres decyzji
refundacyjnej, ktéry sie juz powoli konczy. Mamy 7 miesiecy do zakoriczenia decyzji
i bedziemy teraz zaczynali negocjowaé. Na dzisiaj firma nie ztoiyta jeszcze wniosku o kontynuacje
refundacji, a mam nadzieje, ze go ztozy. Wiedzg Panstwo, ze terapia SMA jest jedng z najdrozszych
technologii lekowych finansowanych w Polsce. Oczywiscie mamy podpisany instrument dzielenia ryzyka,
ktory dzieli ten koszt pomiedzy ptatnika i firme. Mam nadzieje, ze takie uzgodnienia bedg dotrzymane,
zeby mozna byto te terapie dalej realizowaé. Wiemy, ze czes¢ pacjentéw z programu lekowego SMA
przeszto do programu badan klinicznych nad terapig doustng. Szacujemy, ze w kolejnych dwéch latach
ten lek bedzie zarejestrowany w Unii Europejskiej i ewentualnie bedzie mozna w kolejnym odnowieniu
juz go uwzgledni¢ w ramach budzetu na populacje pacjentéw z SMA w Polsce. Oczywiscie wiemy tez,
Ze bedzie zarejestrowana terapia genowa SMA. Mamy zabezpieczony budzet na catg populacje chorych
z SMA, i jesli w tym budzecie sie zmiescimy, firmy beda dzielity sie rynkiem. W terapii nowotwordow krwi
sporo refundacji dokonato sie w ostatnich dwéch latach. By¢ moze uda nam sie zrefundowac¢ nowe
terapie w poszczegdlnych nowotworach krwi, poniewaz mamy mozliwosci negocjowania cen lekéw
stosowanych w bardzo matych populacjach pacjentéw. Nowe leki, ktére dotyczg duzych populacji
pacjentow i znaczacych efektéw finansowych, maja mata szanse na refundacje w najblizszych latach.
Obecnie czekamy na kolejny wniosek producenta leku stosowanego w terapii mukopolisacharydozy typu
VI. Gdy AOTMIT stwierdzi, ze lek jest skuteczny, bezpieczny i kosztowo efektywny - rozwazymy
czy bedzie mozliwe dopuszczenie tej terapii dla kolejnych pacjentéw. W zakresie programu lekowego dla
tetniczego nadcisnienia ptucnego jestesmy w kontakcie z klinicystami i rOwniez rozwazamy ewentualne
zmiany. W zakresie chorych na rozszczep kregostupa i potrzebie refundacji cewnikéw hydrofilowych
chcemy znalezé rozwigzanie, zeby poprawi¢ opieke nad pacjentami - szczegdlnie nad dzie¢mi
i mtodziezg. Koszt refundacji cewnikéw hydrofilowych dla paru tysiecy dzieci rocznie stanowi znaczgco
nizszg wartos¢ budzetu w poréwnaniu do technologii lekowych. Patrzac na pojedynczego pacjenta,
to jest znacznie mniej niz w przypadku pozostatych, wymienionych choréb.

W 2019 r. duzo udato sie zrobié. Nastgpit wzrost budzetu refundacyjnego o prawie 6 proc. Odpowiadato
to dodatkowej kwocie na refundacje lekdw na poziomie 728 min zt. Stosunkowo duzo technologii
lekowych udato sie nam zrefundowa¢, w relatywnie niskiej cenie. Z jednej strony mamy budzet
refundacyjny, ktdry zostat powiekszony o te srodki, z drugiej mamy tez umowy dzielenia ryzyka i tutaj
tez odnotowalismy ok. 60 proc. wzrost przychoddéw z instrumentdw dzielenia ryzyka. Dzisiaj mowimy
o chorobach rzadkich, ale sytuacja na rynku sSwiatowym jest taka, ze zwraca sie uwage na leki
podstawowe, zeby byty w ogdle dostepne. Czyli mamy dwie perspektywy — drogich lekdéw
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innowacyjnych i tanich lekdw podstawowych. Mato kto sobie wyobraza, zeby zabrakto mozliwosci
leczenia lekami  podstawowymi. Zmiana metodologii oceny HTA leku stosowanego
w chorobie rzadkiej niewiele zmienia. To sg i tak dramatycznie wyzsze ceny, niz wszystkie inne
technologie nielekowe. W technologiach nielekowych ptacimy 5-20 tys. za roczng terapie,
a w przypadku technologii lekowych ponosimy koszty od 100 tys. zt. do 2 mlIn zt za roczng terapie.

3.14. Poset Tomasz Latos - Przewodniczgcy Sejmowej Komisji
Zdrowia

Czas pandemii oraz wyzwania, ktére nas spotkaty mogg by¢ punktem wyjscia do
pozytywnych zmian w systemie ochrony zdrowia. Wiemy, ze system ochrony
zdrowia przektada sie na rozwadj gospodarczy i ekonomiczny. Potrzebna jest wiec
dyskusja z zaangazowaniem wielu podmiotéow, abysmy wskazali
te zmiany, ktére muszg nastgpié, ktére wynikaja z naszych doswiadczen
z epidemii. Deklaruje rowniez, ze jedno z posiedzen Komisji Zdrowia zostanie
poswiecone chorobom rzadkim. Dotgczam sie takze do gratulacji i podziekowan dla Ministra Macieja
Mitkowskiego za poprawe dostepu refundacyjnego do lekéw w wielu chorobach — w tym chorobach
rzadkich. Doceniajgc rowniez prace Ministra Stawomira Gadomskiego i Zespotu ds. Narodowego Planu
dla Chordb Rzadkich podkreslam role rejestru choréb rzadkich oraz organizacje systemu opieki, aby
chory na chorobe rzadka nie bfgkat sie w poszukiwaniu diagnozy i leczenia. Kluczowa jest tutaj
diagnostyka genetyczna oraz réwnomiernie rozmieszczona i dostepna sie¢ osrodkow eksperckich.
Dobrze, ze w ostatnim czasie duzo moéwi sie o chorobach rzadkich. Cieszy mnie rédwniez, ze Fundusz
Medyczny wesprze choroby rzadkie.

3.15. Dr n. med. Michat Sutkowski - Rzecznik Kolegium
Lekarzy Rodzinnych w Polsce

=
W trakcie dzisiejszej debaty rozmawialismy jak wielka zgodna rodzina {@; (
medyczna, $wiadoma i widzaca problemy chorych na choroby rzadkie. %
Tak wiele zostato zrobione, za co dziekuje obu Panom Ministrom,
ale réwnoczesnie jest tak wiele jeszcze do zrobienia. Wszystkie 4
szczegdtowe aspekty Narodowego Planu dla Chordb Rzadkich zostaty omdwione bardzo doktadnie.
Ja osobisécie do tego wszystkiego dodat bym jeszcze kampanie edukacyjng, informacyjng nakierowang na
decydentéw, spoteczenistwo, pacjentdw i lekarzy rodzinnych, ktédrych mam zaszczyt reprezentowad.

=
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3.16. Prof. Pawet Kowal - Poset na Sejm RP

Najwazniejszg kwestig jest sprawa Funduszu Medycznego oraz etyczny wymiar
leczenia choréb rzadkich. Nowoczesne spoteczeristwo nie moze marginalizowac
problemu i wyzwan w zakresie chordéb rzadkich. W zakresie projektu Europejskiej
Unii Zdrowia epidemia koronawirusa przyspieszy dyskusje na forum unijnym, w jaki
sposéb integrowadé kwestie z zakresu systemu ochrony zdrowia. Ja nie jestem
zwolennikiem, Zzeby szybko przenosi¢ te kompetencje na poziom Komisji
Europejskiej w wiekszym stopniu niz dotychczas, niech to zostanie tak jak jest
w ramach obecnego traktatu. Obecny traktat pozwala na to, zeby pdjs¢ krok do
przodu, czyli zeby pewne elementy znalazty sie jako cze$é sktadowa koncepcji Europejskiej Unii Zdrowia.
W tym trzecim punkcie sg dla nas dwa zadania: po pierwsze wrdci¢ do koncepcji Europejskiej Unii
Zdrowia. Drugie — zeby jednym z elementdéw tej koncepcji byty wtasnie choroby rzadkie.

3.17. Dr Janusz Meder - Prezes Polskiej Unii Onkologii

Il spotkanie Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich jeszcze raz potwierdza, ze nasze
kolejne debaty sg przyktadem konstruktywnego dialogu prowadzonego z jednej
strony pomiedzy ekspertami medycznymi, z drugiej strony z decydentami,
reprezentujgcymi zarowno Ministerstwo Zdrowia, jak réwniez AOTMIT i NFZ. Przede
wszystkim dazymy do tego, zeby nasze spotkania przektadaty sie na praktyke
kliniczng oraz do rzeczywistego traktowania pacjenta w centrum uwagi. Widzimy, jak
wiele jest jeszcze do zrobienia, szczegdlnie w sytuacji epidemii, ktérej nikt sie nie
spodziewat. Jej szerokie spektrum odziatywania na caty swiat i konsekwencje z tego ptynace, z ktérych
pewnie dzisiaj jeszcze nie zdajemy sobie sprawy, beda na pewno duzym wyzwaniem. Majgc w pamieci
nasze dotychczasowe dokonania na rzecz pacjentdw, a takie nasze hasto, kiedy powotywalismy
Medyczng Racje Stanu, ze inwestycja w zdrowie to tez i bezpieczeristwo narodowe, mysle, ze znajdziemy
rozwigzanie. Tutaj pojawito sie odniesienie do Europejskiej Unii Zdrowia i by¢ moze ogdlnoeuropejskiego
funduszu, nie tylko na choroby rzadkie, ale zwigzane przede wszystkim z chorobami cywilizacyjnymi.

Wszyscy  Panstwo  eksperci, za co bardzo  dziekuje, pokazali  wielkg  energie
i che¢ wspodtpracy w tym zakresie. Przed nami jest jednak optymistyczne spojrzenie mimo tej pandemii,
mimo, ze borykamy sie na co dzien z wieloma problemami i stawiamy temu czofo, ze nasze dalsze
dziatania i dyskusje bedg stuzyly naszym pacjentom i obywatelom, bo zmierzajg do zapewnienia
zdrowego spotfeczenstwa. Tym bardziej patrzymy w przyszto$é z optymizmem, kiedy widzimy starania
decydentéw w tych sytuacjach, w ktdrych zdrowie nie zalezy od nas samych. Merytoryczne wnioski
niech zaprocentujg naszymi wspdlnymi dziataniami. Chciatbym réwniez podkresli¢, jak istotne
w efektywnym leczeniu jest zwiekszenie dostepu do nowoczesnych technologii. Nie ma chorych mniej
lub bardziej waznych. Kazdy chory jest tak samo wazny ze swoim indywidualnym rozpoznaniem.
Zwracanie szczegdlnej uwagi na ten aspekt problematyki jest podstawa dziatania Medycznej Racji Stanu.
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5. Rekomendacje

1. Chorzy na choroby rzadkie w czasie pandemii powinni mie¢ zagwarantowany dostep
do zalecanej przez standardy kliniczne terapii - zardwno w aspekcie kontynuacji rozpoczetego
leczenia, jak i w przypadku nowych zachorowan.

2. Jednoczesnie, biorgc pod uwage fakt, ze chorzy na choroby rzadkie sg znaczgco bardziej narazeni
na zakazenie koronawirusem i rozwdj COVID-19 opieka medyczna powinna by¢ prowadzona
w warunkach bezpiecznych dla pacjenta. Z racji na ograniczone zasoby kadrowe szczegdlng
ochrong medyczng i socjalng powinien by¢ objety personel medyczny prowadzacy
i uczestniczacy w procesach diagnostyki i leczenia chorych na choroby rzadkie.

3. W zakresie refundacji publicznej rekomendowane jest regularne dopetnianie wachlarza
terapeutycznego kolejnymi lekami.

4. Srodowisko chorych na choroby rzadkie oraz klinicystéw oczekuje wprowadzenia w zycie
Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich w 2020 r.

5. Bardzo wazine jest prowadzenie skutecznych i pokrywajacych catg populacje badan
przesiewowych, adekwatny dostep do diagnostyki genetycznej w kierunku choréb rzadkich oraz
rejestry pacjentow.

6. Kluczowe informacje przygotowane na debate przez Medyczng Racje
Stanu z zakresu wybranych choréb rzadkich

6.1. Ceroidolipofuscynoza Neuronalna typu 2

Ceroidolipofuscynoza Neuronalna typu 2 (CLN2; demencja dziecieca) to Smiertelna, choroba genetyczna,
diagnozowana najwczesniej w wieku 2 lat. Pacjenci umierajg miedzy 8 a 12 rokiem zycia, a sredni czas
przezycia to 10 lat. Do gtdwnych objawdw choroby nalezg: napady padaczkowe, ,zawieszenia”, cofanie
sie w rozwoju intelektualnym, problemy z mowg i motoryka (w tym problemy z chodzeniem), spazmy
miesniowe, uposledzenie wzroku prowadzace do Slepoty. Z kazdym rokiem od chwili diagnozy choroba
poteguje fizyczne cierpienie dziecka i jego uzaleznienie od opiekunéw. Po kilku latach wymagana jest
opieka catodobowa, ktéra wyklucza przynajmniej jedno z rodzicéw z aktywnosci zawodowej. W miare
postepu choroby rosng finansowe obcigzenia dla bliskich dziecka i dla spoteczenstwa. Cerliponaza alfa
stwarza szanse dla chorych na CLN2, ktdérzy do tej pory nie mieli mozliwosci dostepu do skutecznej
terapii. Jest to pierwsza enzymatyczna terapia zastepcza w CLN2 podawana bezposrednio do mézgu. Lek
zastepuje brakujgcy enzym TPP1, minimalizujgc gromadzenie sie szkodliwych substancji w lizosomach,
ktére prowadzi nieuchronnie do $mierci dziecka w ciggu kilku lat. W dniu 1 czerwca 2016 r. Europejska
Agencja Lekéw (EMA) wydata pozwolenie na przyspieszony tryb oceny cerliponazy alfa dla dzieci z CLN2.
Argumentem dla tej decyzji byto uznanie wartosci terapeutycznej tego leku sierocego, polegajgcej
na spowolnieniu postepu choroby, wydtuzeniu czasu przezycia chorych oraz utrzymanie ich jakosci zycia.
Lek cechuje sie rédwniez korzystnym profilem dziatan niepozgdanych. W dniu 1 czerwca 2017 r.
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cerliponaza alfa zostata dopuszczona do obrotu na terenie Unii Europejskiej. 27 kwietnia 2017 r. terapia
zostata zatwierdzona réwniez przez Amerykaniska Agencje ds. Zywnosci i Lekéw (FDA) bez ograniczen
wiekowych. W dniu 14 maja 2019 r. Prezes Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji wydat
pozytywng rekomendacje dla refundacji publicznej cerliponazy alfa w ramach programu lekowego:
Leczenie lipofuscynozy neuronalnej typu 2 (ICD-10: E75.4). Warunkowat to jednak obnizeniem ceny oraz
zastosowaniem korzystniejszego dla ptatnika publicznego mechanizmu instrumentu dzielenia ryzyka
(RSS). Cerliponaza alfa jest refundowana w krajach o poréwnywalnym dochodzie do Polski (Chorwacja,
Czechy, Stowacja, Wegry). Dodatkowym argumentem do podjecia decyzji refundacyjnej przez Ministra
Zdrowia powinien by¢ fakt, ze w Polsce jest tylko ok. 10 chorych na CLN2, ktdrzy kwalifikujg sie
na terapie.

6.2. Tetnicze nadcisnienie ptucne

Tetnicze nadcisnienie ptucne (TNP) jest chorobg ultrarzadka. Moze pojawié sie w kazdym wieku, ale
sredni wiek pacjenta to 35 lat. Kobiety chorujg dwa razy czesciej niz mezczyzni. W Polsce zapada na TNP
okoto 38-70 oséb rocznie, a choruje ok. 1 tys. Objawy wskazujgce na tetnicze nadcisnienie ptucne
sg czesto mylone z objawami typowymi dla innych schorzen sercowo-ptucnych. Pierwszym objawem
choroby jest duszno$s¢ podczas wysitku fizycznego. Najlepszg metoda rozpoznania choroby
w stosunkowo wczesnym jej okresie jest echokardiografia serca. W najbardziej zaawansowanych
stadiach TNP, czyli lll i IV klasie czynnos$ciowej NYHA, aktywnos$¢ fizyczna jest mocno ograniczona. Przy
progresji choroby, w IV klasie aktywnos¢ fizyczna jest juz niemozliwa, a niewydolnos¢ serca moze
prowadzi¢ do Smierci pacjenta. Wprowadzenie w ostatnich dwdch dekadach terapii farmakologicznych
znaczgco poprawito rokowanie w tetniczym nadcisnieniu ptucnym. Dalej jednak kluczowym problemem
w przypadku chorych pozostaje zbyt pdine podjecie optymalnego leczenia. Zgodnie z wytycznymi
klinicznymi powinna to by¢ terapia trdjlekowa. Pomimo progresywnego charakteru tetniczego
nadci$nienia ptucnego terapia tréjlekowa wptywa znaczgco na zmniejszenie kosztéw zwigzanych
z zastosowaniem prostacyklin dozylnych i podskdrnych, hospitalizacjami wskutek pogorszenia TNP,
a takze ze stosowaniem inwazyjnych i kosztownych terapii ostatecznych (takich jak przeszczep ptuc,
balonowa septosomia przedsionkowa). Wysoka skutecznosé terapii tréjlekowej pozwala na poprawe
rokowania, a nawet powrét do rol spotecznych zaréwno pacjentéw chorujgcych na TNP, jak réwniez ich
opiekunéw. Doustna terapia tréjlekowa z wtgczeniem seleksypagu w poréwnaniu do lekéw podawanych
w iniekcjach poprawia komfort leczenia. Szczegdlng korzys¢ z terapii doustnej odniosg pacjenci
z przeciwwskazaniami do terapii pozajelitowej czy podawanej w formie inhalacji. Srodowisko pacjentéw
i klinicystéw oczekuje na refundacje publiczng i uzupetnienie programu lekowego o seleksypag.

6.3. Mukowiscydoza

Mukowiscydoza to rzadka choroba genetyczna, prowadzaca do przedwczesnej $mierci. Szacuje sie,
ze w Polsce zyje ok. 2 400 oséb chorych na mukowiscydoze. Dzieki dobrze zorganizowanym badaniom
przesiewowym noworodkéw co roku wykrywanych jest ok. 80 nowych przypadkéw. Zgodnie
ze standardami system leczenia chorych na mukowiscydoze powinien kompleksowo obejmowac
rozpoznanie, hamowanie rozwoju i leczenie zaostrzen choroby oskrzelowo-ptucnej, a takze monitoring
oraz leczenie powiktan i chordb towarzyszgcych. Kluczem terapii objawowej jest dziatanie mukolityczne
oraz antybiotykoterapia, skutecznie zwalczajgca zakazenia. Zarejestrowane w Unii Europejskiej terapie
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przyczynowe mukowiscydozy nie sg refundowane w Polsce. Specyfika mukowiscydozy, jako choroby
przewlektej wigze sie z koniecznoscig prowadzenia leczenia i rehabilitacji w miejscu zamieszkania
pacjenta. W systemie tym chory powinien mieé¢ dostep do wielospecjalistycznej opieki ambulatoryjnej,
szpitalnej i domowej, ktére w sposdéb komplementarny obejmowatyby wszelkie aspekty postepowania
klinicznego, a takze zalecenia dietetyczne, fizjoterapeutyczne oraz opieke psychologiczng. Centralng role
w tym systemie powinien odgrywac osrodek koordynujgcy leczenie, ktéry, oprdécz swiadczenia ustug
ambulatoryjnych i szpitalnych, powinien koordynowaé catos¢ opieki nad pacjentem, w tym
przekazywanie istotnych informacji o chorobie lekarzom podstawowe] opieki zdrowotnej, wspieranie
interwencji specjalistow oraz Swiadczen realizowanych w warunkach domowych. W szesciu sposrdd
dwudziestu dwdch badanych osrodkéw (Instytut Matki i Dziecka Warszawa/Centrum Leczenia
Mukowiscydozy Dziekandw Les$ny, Instytut Gruzlicy i Chordb Ptuc Warszawa i Rabka-Zdréj, Poznan,
Gdansk, Karpacz) nastgpita znaczna koncentracja pacjentdw — tgcznie ponad 1 350 pacjentéw, czyli
szacunkowo okoto 70% zidentyfikowanej populacji chorych. W kazdym z tych osrodkéw znajduje sie
grupa od 100 do 400 chorych, co jest wielko$cig rekomendowang w Europejskich Standardach Leczenia
Mukowiscydozy, gdzie za wielko$¢ minimalng uznaje sie 100 chorych. [Raport Polskiego Towarzystwa
Mukowiscydozy, 2019].

6.4. Mukopolisacharydoza typu VI

Mukopolisacharydoza typu VI (MPS VI; Zespdt Maroteaux-Lamy’ego) jest chorobg ultrarzadka.
Schorzenie to nalezy do szerszej grupy chordb o nazwie LChS (lizosomalne choroby spichrzeniowe) oraz
jest spowodowane obnizong aktywnosciag ASB, enzymu odpowiedzialnego za katabolizm
glikozoaminoglikanéw. Glikozoaminoglikany sg istotne biologicznie i s3 odpowiedzialne za regulacje
wielu proceséw komodrkowych. Niedobdr ASB prowadzi do nagromadzania sie glikozoaminoglikanéw
w organizmie. U osdb dotknietych chorobg zwykle nie obserwuje sie nieprawidtowosci po urodzeniu, ale
akumulacja GAG w komoédrkach prowadzi do ich wadliwego funkcjonowania w tkankach, wyrazajgcego
sie réznorodnymi objawami. Obraz MPS VI jest bardzo réznorodny. Szybko postepujgce MPS VI zwykle
charakteryzuje sie wystgpieniem objawdéw przed 2. lub 3. rokiem Zzycia. Wiekszos¢ nieleczonych
pacjentéw nie dozywa wieku dorostego. U oséb z wolno postepujgcy postacig choroby objawy zwykle
pojawiajg sie w  okresie nastoletnim. Niezaleznie od tempa progresji  choroby
nieleczonych pacjentéw z MPS VI wraz z uptywem lat pogiebiajg sie deformacje kostne, choroby
stawéw, choroby uktadu oddechowego i krazenia, $lepota oraz ucisk rdzenia kregowego. W wielu
przypadkach pacjenci muszg uzywac wdzkéw inwalidzkich lub sg przykuci do tézka. Zwykle, ostatecznie
ich organizm nie radzi sobie z infekcjg, powiktaniami chirurgicznymi lub niewydolnoscig krgzeniowo-
oddechowa. Leczenie pacjentéw z MPS VI bylo ograniczone do opieki paliatywnej do czasu,
az Europejska Agencja Lekéw (EMA) zatwierdzita leczenie MPS VI dozylng enzymatyczng terapie
zastepcza. Jest to jedyna terapia wskazana w dtugoterminowym leczeniu pacjentéw z MPS VI. Likwidacja
od 1 marca 2020 r. programu lekowego dotyczgcego MPS VI i kontynuacja leczenia tylko dla pacjentéw,
ktorzy byli objeci leczeniem z powodzeniem od lat wymaga doprecyzowania warunkéw dostepu dla
chorych zdiagnozowanych po tej dacie i dyskusji na temat gwarancji dostepu do leczenia
o udokumentowanej skutecznosci, takze dla innych grup pacjentow. Obecnie leczonych jest 3 pacjentéw
— dwoje dorostych i jedno dziecko.
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6.5. Pecherz neurogenny u dzieci i mfodziezy w wyniku rozszczepu kregostupa

Za ok. 98% przypadkdw pecherza neurogennego odpowiada rozszczep kregostupa (spina bifida).
Rozszczep kregostupa to choroba rzadka. Kazdego roku w Polsce rodzi sie okoto 200 dzieci
z rozszczepem kregostupa (za Polski Rejestr Wrodzonych Wad Rozwojowych). Szacuje sie, ze z tym
schorzeniem Zzyje w Polsce ok. 3 tys. dzieci i mtodziezy. Problemy urologiczne — z racji na ich
wieloaspektowy charakter - sg najwiekszym wyzwaniem w opiece nad chorym z rozszczepem
kregostupa. W tym wzgledzie wyprzedzajg problemy ortopedyczne (tzn. niemoznos$¢ chodzenia,
a przez to koniecznos$é poruszania sie na wodzku). Celem wiasciwego cewnikowania u pacjentéw
z pecherzem neurogennym jest zmniejszenie Smiertelnosci z powodu niewydolnosci nerek (jeszcze
w latach 80-tych poftowa dzieci z rozszczepem umierata przed 18 r.z.). Dlatego dzieci muszg by¢
cewnikowane zgodnie z wytycznymi klinicznymi. Cewniki hydrofilowe gotowe do uzycia sg zalecane
przez Europejskie Towarzystwo Urologiczne i refundowane w wiekszosci krajow Unii Europejskie;j.
Standardem opieki urologicznej u chorych z rozszczepem kregostupa jest samocewnikowanie, czyli
cewnikowanie przerywane. Jest to metoda terapeutyczna najbardziej zblizona do naturalnego
oprdzniania pecherza. W tym wypadku nie ma koniecznosci noszenia cewnika statego, a chory cewnikuje
sie 5-6 razy na dobe, czyli tyle ile przecietna osoba korzysta dziennie z toalety. Chory moze
samocewnikowac sie na trzy sposoby — uzywajgc: cewnikdw hydrofilowych gotowych do uzycia,
cewnikdw hydrofilowych wymagajgcych aktywacji wodg oraz cewnikdw suchych. W praktyce
w Polsce refundowane sg jedynie przestarzate cewniki suche. Gotowe do uzycia cewniki hydrofilowe
zmniejszajg ryzyko wystgpienia zakazen uktadu moczowego. S3 sterylne, skuteczne, bezpieczne i duzo
tatwiejsze w uzyciu (w stosunku do cewnikéw suchych), co przektada sie na optymalizacje opieki
i preferencje chorych (dzieci i miodziez samocewnikujg sie w szkole). Zalecane przez Polskie
Towarzystwo Urologiczne samocewnikowanie gotowymi cewnikami hydrofilowymi przetozy sie nie tylko
na znaczacy spadek powiktan, ale réwniez na wzrost przezywalnosci z zachowaniem optymalnej jakosci
zycia chorych. Jednoczesnie stworzy solidny filar kompleksowej i koordynowanej opieki nad dzieémi
i mtodziezg z pecherzem neurogennym w wyniku rozszczepu kregostupa w Polsce.

6.6. Rdzeniowy zanik miesni

SMA, czyli rdzeniowy zanik miesni, jest schorzeniem nerwowo-miesniowym o podtozu genetycznym.
W SMA obumierajg neurony w rdzeniu kregowym, odpowiadajgce za prace miesni, co powoduje,
ze miesnie ciata stabng i stopniowo ulegajg zanikowi. U niemowlat i matych dzieci pierwsze objawy
zwykle pojawiajg sie nagle, a stan zdrowia pogarsza sie z tygodnia na tydzien. Jesli natychmiast nie
wprowadzi sie leczenia, dzieci zatrzymujg sie w rozwoju fizycznym, nie nabywajg umiejetnosci
samodzielnego siedzenia, stopniowo tracg mozliwosé oddychania i przetykania, narazajac sie na ciezkie
infekcje. Wymagaja catodobowej opieki. Jest to najciezsza, niemowleca posta¢ SMA, tzw. postac 1, ktéra
przy braku leczenia prowadzi do catkowitej niewydolnosci oddechowej i $mierci. Jesli pojawi sie
u starszych dzieci lub podzniej, choroba przebiega tagodniej. W momencie wystgpienia pierwszych
objawéw dzieci sg juz w stanie siedzie¢ ( 2 posta¢ SMA) lub nawet chodzi¢ (postac¢ 3), albo w bardzo
rzadkich przypadkach choroba pojawia sie dopiero w wieku dorostym (postaé 4). Zawsze jednak SMA
powoduje postepujacy niedowtad, ostabienie, przykurcze miesniowe, uposledzajgc zdolnosc
samodzielnego poruszania sie. Niemal wszyscy chorzy na SMA poruszajg sie na wdzkach inwalidzkich.
Wtasciwa opieka medyczna, w tym szczegdlnie fizjoterapia, potrafi znacznie spowolni¢ postep choroby.
Nowoczesne leczenie farmakologiczne nie tylko zatrzymuje postep choroby, ale przynosi wymierng
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poprawe stanu zdrowia. Leczenie wprowadzone przed wystgpieniem pierwszych objawdéw choroby,
np. niedfugo po urodzeniu, jest w stanie catkowicie zapobiec wystgpieniu objawéw. SMA nie ma
wowczas wplywu na rozwdj poznawczy i intelektualny. Dzieci z SMA sg przewaznie bardzo inteligentne,
pogodne i czerpig ogromng rados¢ z zycia. Szacuje sie, ze obecnie w Polsce zyje ok. 800—1000 chorych na
SMA, a co roku rodzi sie okoto 40-50 dzieci, u ktérych rozpoznaje sie rdzeniowy zanik miesni, w tym
30-40 dzieci z najciezszg postacig choroby [za Fundacja SMA]. Do czasu wprowadzenia leczenia
farmakologicznego oraz nowoczesnych metod opieki oddechowej rdzeniowy zanik miesni byt
najczestszg genetyczng przyczyng smierci dzieci do drugiego roku zycia. Od stycznia 2019 r. Ministerstwo
Zdrowia refunduje przyczynowg terapie nusinersenem w ramach programu lekowego ,Leczenie
rdzeniowego zaniku mies$ni (ICD-10: G12.0, G12.1). Wg. stanowiska Polskiego Towarzystwa Neurologéw
Dzieciecych dotyczacego leczenia SMA w Polsce wszyscy chorzy z rdzeniowym zanikiem miesni
(niezaleznie od wieku i typu SMA) maja mozliwos¢ w petni refundowanego leczenia nusinersenem -
w 2019 r. do programu wigczonych zostato 579 dzieci i dorostych. Terapia genowa SMA jest
zarejestrowana w Europie. Nalezy zaznaczyé, ze terapia genowa przeznaczona jest jedynie dla
pacjentéw, ktérzy nie ukoniczyli 2 roku zycia, najlepiej w jak najwczesdniejszej fazie choroby lub wrecz
u pacjentow bezobjawowych. Zolgensma jest pierwsza i jedyng formga terapii genowej dopuszczong do
przyczynowego leczenia rdzeniowego zaniku miesni. Rozpoczyna dziatanie szybko, poziom biatka SMN
podnosi sie juz w ciggu kilku dni od podania. Sprawia to, ze lek jest szczegélnie przydatny do leczenia
nowo diagnozowanych niemowlat — na etapie, kiedy utrata neuronéw postepuje najszybciej. Ze wzgledu
na skutecznos¢ i potencjalnie wysokg efektywnosé kosztowg w perspektywie catego zycia chorego
zolgensma moze stanowi¢ wartosciowg opcje terapeutyczng dla chorych na SMA.

6.7. Przewlekta biataczka limfocytowa

Przewlekta biataczka limfocytowa jest wolno postepujgcym nowotworem krwi, powstajagcym
w wyniku mutacji komérki jednego rodzaju limfocytéw, zwanych limfocytami B. Jest to najczesciej
wystepujaca postac biataczki, ktéra odpowiada za okoto 1/3 nowych rozpoznan w UE. Choroba ta moze
miec rézny przebieg. Okoto 1/3 chorych nie wymaga leczenia. Kolejne 30 procent pacjentéw powinno
byé leczonych od momentu jej rozpoznania. Reszta wymaga obserwacji, a z czasem witaczenia
odpowiedniej terapii. W przypadku pacjentéw, u ktdrych istniejg wskazania do rozpoczecia terapii,
wyniki leczenia pierwszej linii sg w wiekszosci przypadkéw korzystne. Stosuje sie u nich
tzw. immunochemioterapie w potaczeniu z chemioterapig. W najtrudniejszej sytuacji sg jednak chorzy
z agresywng postacig choroby oraz postacig nawrotowg i lekooporng, ktérzy nie majg delecji 17p, ani
mutacji TP53. W Polsce umiera o 20 procent wiecej chorych na przewlektg biataczke limfocytowa (PBL)
niz w innych krajach Europy. W 2019 r. zrefundowano wenetoklaks dla pacjentow z przewlekty biataczka
limfocytowg z mutacjg TP53 lub delecjg 17p, ktérzy przestali odpowiada¢ na ibrutynib oraz dla
pacjentéw z przewlekig biataczkg limfocytowg bez mutacji TP53 lub delecji 17p. Polscy pacjenci, ktdrzy
cierpig na nawrotowg/oporng postaé PBL a nie majg zaburzen genetycznych tj. delecja 17p i/lub mutacja
TP53, nie majg obecnie mozliwosci leczenia ibrutynibem. Wenetoklaks i ibrutynib to dwie opcje
terapeutyczne rdéznigce sie sposobem dziatania, umozliwiajgce hematologom dostosowanie terapii
do potrzeb chorego.
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6.8. Ostra biataczka limfoblastyczna

Ostra biataczka limfoblastyczna jest agresywnym rozrostem prekursorowych komérek limfoidalnych
(limfoblastéw) wywodzacych sie z linii B lub T. U okoto 19-25 procent chorych na ostrg biataczke
limfoblastyczng wystepuje chromosom Philadelphia. Zachorowalno$¢ to ok. 1,6/100 000
mieszkaricow/rok. Chorzy i hematolodzy w Polsce oczekujg na refundacje ponatynibu, ktéry ma
zastosowanie u chorych z chromosomem Philadelphia z opornoscig lub nietolerancjg leczenia
dazatynibem oraz u pacjentéw z mutacjg T315l. W ostrej biataczce limfoblastycznej B komérkowej
istnieje potrzeba refundacji komorek CAR-T. W 2018 r. Europejska Agencja Lekow (EMA) zarejestrowata
Tisagenlecleucel we wskazaniu terapii dzieci i mfodych dorostych (wiek 3-25 lat)
z rozpoznaniem ostrej biataczki limfoblastycznej B komdrkowej, ktérzy sg oporni na leczenie lub maja
drugi badz kolejny nawrdt choroby. W dniu 20 stycznia 2020 r. Rada Przejrzystosci AOTMIT uznata za
zasadne finansowanie ze S$rodkéw publicznych tisagenlecleucel we wskazaniu: ostra biataczka
limfoblastyczna z komérek B, oporna na leczenie (ICD-10L C91.0). Osrodki hematologiczne w Polsce
sg gotowa na prowadzenie terapii CAR-T.

6.9. Chtoniak z komdrek ptaszcza

Na chtoniaka z komodrek ptaszcza zapada w Polsce ok. 400 osdb rocznie. W ciggu ostatnich lat
odnotowano niezwykle dynamiczny rozwdj nowych terapii dla chorych z postaciami opornymi
i nawrotowymi — m.in. ibrutynib oraz terapie limfocytami T (CAR-T). W 2019 r. AOTMIT zaopiniowat
pozytywnie zasadnos$¢ finansowania ibrutynibu ze sSrodkéw publicznych w tym wskazaniu.

6.10. Przewlekta biataczka szpikowa

Przewlekta biataczka szpikowa jest jednym z nowotwordw mieloproliferacyjnych. Zachorowalnosc
w Polsce to ok. 1,6/100 000 mieszkancow/rok. Chorzy i hematolodzy w Polsce oczekujg na refundacje
ponatynibu, ktdry zostat zarejestrowany do leczenia dorostych pacjentéw z przewlekta biataczka
szpikowg w fazie przewlektej, w fazie akceleracji oraz w fazie kryzy blastycznej z opornoscig lub
nietolerancja leczenia inhibitorami kinaz tyrozynowych - dazatynibem lub nilotynibem.

7. Rada Ekspertow ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu

1. Prof. Piotr Hoffman, Instytut Kardiologii w Aninie

2. Prof. Wiestaw Jedrzejczak, Katedra i Klinika Hematologii, Onkologii i Choréb Wewnetrznych
Warszawski Uniwersytet Medyczny

3. Prof. Grzegorz Kopeé, Klinika Chordb Serca i Naczyn Instytutu Kardiologii — Uniwersytet
Jagiellonski w Krakowie

4. Prof. Anna Kostera-Pruszczyk, Katedra i Klinika Neurologii Warszawski Uniwersytet Medyczny

5. Prof. Katarzyna Kotulska-Jézwiak, Klinika Neurologii i Epileptologii, Centrum Zdrowia Dziecka

6. Prof. Anna Latos-Bielenska, Katedra i Zaktad Genetyki Medycznej, Uniwersytet Medyczny w
Poznaniu

7. Prof. Maria Mazurkiewicz-Betdzinska, Klinika Neurologii Rozwojowej, Gdanski Uniwersytet
Medyczny

8. DrJanusz Meder, Prezes Polskiej Unii Onkologii
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9. Prof. Maria Sasiadek, Katedra i Zaktad Genetyki, Akademia Medyczna Wroctaw

10. Prof. Halina Sienkiewicz-Jarosz, Klinika Neurologii, Instytut Psychiatrii i Neurologii

11. Prof. Jarostaw Stawek, Prezes Polskiego Towarzystwa Neurologicznego

12. Prof. Anna Tylki-Szymanska, Klinika Choréb Metabolicznych Centrum Zdrowia Dziecka

13. Prof. Jerzy Windyga, Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie

14. Prof. Zbigniew Zuber, Kierownik Katedry Pediatrii KAAFM, Szpital Dzieciecy $w. Ludwika w
Krakowie, przewodniczgcy Rady Ekspertéw ds. Choréb Rzadkich Medycznej Racji Stanu

15. Mec. Katarzyna Bondaryk, Kancelaria Adwokacka Katarzyny Bondaryk

16. Dr Leszek Borkowski, Farmakolog kliniczny, Prezes Fundacji ,Razem w Chorobie”

17. Ks. Kanonik Wiadystaw Duda, Duszpasterz Srodowisk Medycznych Archidiecezji Warszawskiej

18. Dr Jakub Gierczynski, MBA, ekspert z zakresu systemu ochrony zdrowia

19. Anna Jasinska, Rzecznik Medycznej Racji Stanu

20. Dr Michat Jachimowicz, Farmakoekonomista, Prezes MAHTA

21. Grazyna Mierzejewska, Ekspert Polskiej Unii Onkologii

22. Mec. Piotr Mierzejewski, Dyrektor Zespotu Prawa Administracyjnego i Gospodarczego oraz
Wspdtprzewodniczacy Komisji Ekspertéw ds. Zdrowia przy Rzeczniku Praw Obywatelskich

23. Cezary Pruszko, Farmakoekonomista, Prezes MAHTA

24. Dr Matgorzata Skweres-Kuchta, Wydziat Zarzadzania i Ekonomiki Ustug, Uniwersytet Szczecinski

25. Dr n. o zdr. Gabriela Sujkowska, Dyrektor Wydziatu Taryfikacji AOTMIT

26. Dr Michat Sutkowski, Rzecznik Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce.

8. Tezy dla Zdrowia

W trosce o zdrowie polskiego spoteczeristwa, rozumiane jako najwyzej notowana wartosci w zyciu
osobistym kazdego z nas, a takze istotny gwarant bezpieczernstwa narodowego, powstat think-tank
»Medyczna Racja Stanu”. 29 czerwca 2018 r. pod patronatem ksiedza Kardynata Kazimierza Nycza
w siedzibie Polskiej Akademii Nauk odbyta sie zorganizowana przez ISP PAN, PUO, Kolegium Lekarzy
Rodzinnych i Green Communication, systemowo-ekspercka debata prezentujgca inicjatoréw powotania
think-tanku, sktad Rady Naukowej oraz Tezy dla Zdrowia wytyczajgce kierunki niezbednych zmian
w systemie ochrony zdrowia. Po trwajgcych kilka miesiecy dyskusjach i konsultacjach powstata obecna
wersja Tez dla Zdrowia, w ktérych proponujemy:

1. PRZYJECIE ZASADY ,,ZDROWIE W POLITYCE”

ZDROWIE znajduje sie na pierwszej pozycji naszych potrzeb. Nie stato sie jednak priorytetem programu
zadnej partii politycznej. Proponujemy zapisanie w regulaminie Sejmu zasady dorocznego expose
Premiera dotyczacego wyzwan zwigzanych ze zdrowiem Polakéw, wygtaszanego w Swiatowym Dniu
Chorego (11 lutego) i odnoszgcego sie do aktualnej sytuacji w ochronie zdrowia.

2. PROPAGOWANIE, KONTROLOWANIE | NAGRADZANIE POSTAW StUZACYCH TROSCE O JAKOSC

JAKOSC powinna sta¢ sie wyznacznikiem wszelkich dziatan w obszarze ochrony zdrowia, poczynajac
od stosunku do pacjenta, dbatosci o jego dostep do wykwalifikowanych kadr, procedur diagnostycznych,
terapeutycznych, rehabilitacyjnych, przez kadry i procesy decyzyjne zapobiegajagce marnotrawieniu
rosngcych srodkéw na opieke medyczng i stuzgcych racjonalizacji wydatkéw. Wszystko to z myslg
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o budowaniu miedzypokoleniowej atmosfery continous improvement — ciggtej poprawy, jako gtdwnego
elementu zarzadzania przez jakosé.

3. PRZYJECIE, ZE NAJWAZNIEJSZE REFORMY POWINNY ZOSTAC PRZEPROWADZONE W CIAGU 5 LAT.
NAZYWAMY TO ZASADA ,,HORYZONT 2023”

Proponujemy by po zakoriczeniu spotecznych konsultacji dotyczacych Tez dla Zdrowia podpisana zostata
pod patronatem Prezydenta RP, umowa spofeczna uwzgledniajgca najwazniejsze reformy w systemie
ochrony zdrowia z zatozeniem, ze w ciggu 5 lat nastgpi zwiekszenie dostepnosci srodkéw finansowych,
organizacyjnych i infrastrukturalnych w tym obszarze. Stronami umowy powinny by¢ wszystkie znaczace
sity polityczne, a jej sens powinien polega¢ na kontynuacji najwazniejszych zmian przez kolejne rzady.
Konieczne jest tez uwzglednienie  aspektdw  zdrowotnych ~w  procesie  tworzenia
i uchwalania prawa. Musimy nauczy¢ sie dostrzegania konsekwencji wprowadzanych regulacji, takze pod
katem ich wptywu na zdrowie obywateli, a nie tylko skutkéw budzetowych.

4. SKROCENIE CZASU OCZEKIWANIA NA REFUNDACIJE LEKOW | REALIZACJE PROGRAMOW LEKOWYCH,
ZMNIEJSZAJACE W  DLUZSZEJ) PERSPEKTYWIE OBCIAZENIE PUBLICZNYCH FINANSOW,
A CO NAJWAZNIEJSZE OSZCZEDZAJACE CIERPIENIA CHORYM I ICH BLISKIM

Wydatki na leki powinny rosng¢ wraz z wydatkami publicznymi na ochrone zdrowia i stanowic
co najmniej 17% catego budietu przeznaczonego na $wiadczenia gwarantowane. Procedura
refundacyjna powinna by¢ przejrzysta i odbywac sie tak sprawnie by zapewni¢ pacjentom mozliwie
stanowigcych jedyny ratunek w stanach bezposrednio zagrazajgcych zyciu i zapobiegajgcych powaznym
powiktaniom chordb przewlektych oraz okreslenie jakich terapii to dotyczy i wskazanie kryteridw oraz
zasady ich typowania. Jestesmy za automatyczng refundacjg danego leku w ciggu 6 miesiecy
od uzyskania pozytywnej ocen AOTMIT i poszerzeniem wskazan refundacyjnych zgodnie z ChPL produktu
i aktualng wiedzg medyczng, przy jednoczesnym, szerszym wykorzystaniu instrumentéw dzielenia ryzyka
w korelacji z dowodami skutecznosci terapii. W gestii Ministra Zdrowia powinna pozostaé¢ kwestia
ustalenia progu refundacji. Refundacjg powinny by¢ obejmowane leki, ktérych miesieczny koszt
stosowania, w typowej dawce przekraczatby 20 zt. W trosce o budzet panstwa konieczne jest tworzenie
rejestréw pacjentow i dokonywanie oceny jakosci terapii finansowanych ze srodkéw publicznych.

5. USTALENIE ZASADY, ZE CELEM JEST ZAPEWNIENIE WSZYSTKIM PRZEWLEKLE CHORYM TAKIEGO
POZIOMU LECZENIA, BY MIELI MOZLIWOSC JAK NAJDLUZE) POZOSTAWAC NA RYNKU PRACY

JesteSmy za wprowadzeniem ustawowego wymogu uwzgledniania kosztéw posrednich i spotecznych
zwigzanych z decyzjami refundacyjnymi dla wskazanej przez ekspertéw grupy chordb przewlektych
i powszechnych, w tym choréb rzadkich i ultrarzadkich. Wprowadzenie analizy kosztow posrednich
pozwoli przeznaczy¢ S$rodki publiczne na terapie, ktére przynosza najlepsze efekty zdrowotne
i pomagajg redukowac koszty posrednie, co w diuzszej perspektywie poprawi kondycje zdrowotng
Polakdw i bedzie miato pozytywny wptyw na budzet paristwa.

6. RACJONALNE OKRESLENIE ZAWARTOSCI KOSZYKA SWIADCZEN GWARANTOWANYCH
W SYSTEMIE OCHRONY ZDROWIA, PRZEPROWADZONE W OPARCIU O AKTUALNA WIEDZE MEDYCZNA
| DOKtADNE ROZPOZNANIE POTRZEB POLSKIEGO SPOLECZENSTWA

Zasadg kazdego ubezpieczenia jest precyzyjne okreslenie zakresu: szkdd, dziatan i rekompensat
pokrywanego przez firme ubezpieczajgcg. Taka sama zasada powinna dotyczy¢ dziatann podejmowanych
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przez NFZ. Przy okresleniu zawartosci koszyka Swiadczen gwarantowanych proponujemy przyjecie
zasady finansowania swiadczen diagnostycznych i terapeutycznych z nastepujgcych obszaréw medycyny:
ostre stany zagrazajgce zyciu, drogie procedury szpitalne, diagnostyka i leczenie choréb przewlektych.
System powinien gwarantowaé réwny dostep do swiadczen zdrowotnych zgodnych z aktualng wiedzg
medyczng i adekwatnych do stanu zdrowia pacjenta.

7. WPROWADZENIE ZASADY ROWNOSCI PODMIOTOW LECZNICZYCH WOBEC PLATNIKA — NFZ

NFZ powinien finansowa¢ okreslone procedury wszedzie tam, gdzie s3 one wykonywane, bez wzgledu na
rodzaj placéwki leczniczej. Jedynym warunkiem podpisania umowy z NFZ powinno by¢ zweryfikowane
spetnianie przez placdwke okreslonych wymogoéw jakosci, umozliwiajgcych realizacje konkretnej
procedury i zapewnienie kontynuacji leczenia, nie za$ wygranie procedury konkursowej. Pozwolitoby
to na faktyczny przeptyw pieniedzy ,,za pacjentem”.

8. UMOZLIWIENIE POZABUDZETOWEGO DOPLYWU SRODKOW FINANSOWYCH NA OCHRONE
ZDROWIA | ZROWNANIE WYSOKOSCI SKEADEK ZDROWOTNYCH WSZYSTKICH GRUP SPOLECZNYCH

Najpilniejsze zadania w tym zakresie to wprowadzenie:

e zasady powszechnego (tj. obejmujgcego wszystkich obywateli w wieku 18-62 lata) optacania
sktadki na ubezpieczenie zdrowotne, co zwiekszajgc liczebnos¢ owej grupy mogtoby nawet
pozwoli¢ na obnizenie sktadki.

e mozliwosci finansowania przez obywateli szerszego poziomu ustug poprzez umozliwienie
optacania via ZUS lub niepubliczne formy ubezpieczeniowe wyzszych sktadek ubezpieczenia
zdrowotnego (sktadki premium), co radykalnie zwiekszytoby strumien srodkéw kierowanych do
placowek lecznictwa publicznego.

e reguly, ze skfadka publicznego ubezpieczenia zdrowotnego uzalezniona bedzie od
indywidualnego, podejmowanego przez nas samych poziomu ryzyka chorobowego (palenie
tytoniu, nadwaga...).

Alternatywne rozwigzanie to wprowadzenie ubezpieczern komplementarnych na zasadach solidaryzmu
spotecznego.

9. POWOLtANIE FUNDUSZU WALKI Z RAKIEM

W zwigzku z faktem, iz choroby nowotworowe stanowig jedno z najwiekszych zagrozen cywilizacyjnych
oraz wobec ogromnego postepu jaki dokonuje sie w ich diagnostyce i terapii niezbedne jest zapewnienie
odpowiedniego finansowania stosowanych tu procedur. Szczegdlng wage nalezy przyktada¢ do
profilaktyki nowotwordw, ktérych czynniki sprawcze zostaty dobrze poznane, a dzieki wczesnemu
wykryciu mogga by¢ skutecznie eliminowane; np. wdrozenie badan przesiewowych w kierunku zakazen
HCV, ktdrych dostepne juz w Polsce, skuteczne leczenie zapobiega rakowi watroby. Proponujemy,
wzorem rozwigzan brytyjskich skupienie sie na podobnych dziataniach i powotanie na 10 lat Funduszu
Walki z Rakiem zasilanego przez Panstwo z akcyzy na papierosy i alkohol, ktéra powinna wzrosngé oraz
z kar naktadanych na przemytnikdw i nielegalnych producentéw papieroséw i alkoholu. Wsparciem
Funduszu mogtaby by¢ réwniez nadwyzka finansowa uzyskana z polisy dobrowolnych ubezpieczen
komplementarnych.
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10. POWOLANIE FUNDUSZU NA RZECZ CHOROB RZADKICH | ULTRARZADKICH

Uwazamy, ze we wspodtczesnym spoteczenstwie wyznajgcym zasady solidaryzmu, pacjentowi, ktérego
spotkato wyjgtkowe nieszczescie w postaci diagnozy rzadkiego schorzenia winni jesteSmy realng pomoc
w dostepie do najskuteczniejszych metod diagnostyki, terapii i rehabilitacji. Wsparcie Funduszu powinno
odbywac sie na zasadach takich, jak w przypadku Funduszu Walki z Rakiem.

11. SYSTEMOWE WSPARCIE DLA OSOB UCZESTNICZACYCH W PROGRAMIE WALKI Z OTYLOSCIA
| NADWAGA -, MOTYWACIA+”

Schorzenia te stajg sie coraz powazniejszym zagrozeniem cywilizacyjnym w  panstwach
wysokorozwinietych. Proponujemy zatem wprowadzenie finansowych form zachety do walki
z otytoscig dla osdb decydujacych sie na kuracje odchudzajacg wedtug zasad okreslonych przez AOTMIT
i realizowanych w POZ; w tym mozliwos¢ zmniejszenia sktadki zdrowotnej.

12. PROPAGOWANIE WIEDZY NA TEMAT SKUTECZNEGO ZAPOBIEGANIA CHOROBOM
CYWILIZACYINYM (SERCOWO-NACZYNIOWYM, ONKOLOGICZNYM, METABOLICZNYM)
| PREMIOWANIE PRZESTRZEGANIA ZASADY WSPOLtODOWIEDZIALNOSCI KAZDEGO Z NAS ZA WtASNE
ZDROWIE

Fundamentem promocji zdrowia powinno by¢ wprowadzenie do szkét przedmiotu pod nazwg
»,Podstawy zdrowego zycia” bedacego elementem Krajowego Programu Promocji Zdrowia
realizowanego we wspoétpracy Rzadu z Kosciotem. Aktywny udziat w programie i poprawa parametrow
zdrowotnych powinny byé premiowane zmniejszeniem obcigzen podatkowych, zmniejszeniem sktadki
zdrowotnej lub utatwieniem w dostepie do okreslonych swiadczen opieki zdrowotnej. Realizacje Tezy 11
i 12 wspieratoby opodatkowanie zywnosci o wysokiej gestosci kalorycznej (duzo kalorii w matej
objetosci) i zakaz reklamy takich produktow, a takze powszechne wprowadzenie zasady informowania
o kalorycznosci produktéw i positkow.

13. POSTAWIENIE NA POZ | STWORZENIE PROGRAMU WSPARCIA OPIEKI SRODOWISKOWE)

Koordynacja opieki na poziomie POZ i AOS jest gwarancjg efektywnosci catego systemu ochrony
zdrowia. Nowy program wsparcia opieki Srodowiskowej powinien koncentrowac sie na rozwoju opieki
geriatrycznej, kardiologicznej i rehabilitacyjnej. Wymaga to intensywnego rozwoju w kazdej gminie
pielegniarstwa srodowiskowego i placéwek dziennego pobytu dla senioréw oraz oséb ze znacznym
uposledzeniem funkcji poznawczych czy motorycznych. W ramach koordynacji opieki
w POZ i wsparcia opieki srodowiskowej postulujemy aktywizacje programu wolontariatu szkolnego
skierowanego do osdb potrzebujacych pomocy.

14. POWOLANIE EUROPEJSKIEJ UNII ZDROWIA

Przygotowanie z inicjatywy polskiego rzadu, zatozen wspdlnego dziatania na rzecz ZDROWIA na poziomie
unijnym w oparciu o doswiadczenia takich rozwigzan - jak Europejska Unia Energetyczna. Zatozenia EUZ
powinny stac sie czescig polskiej strategii budowania koalicji wewnatrz wspdlnoty. Jeden z postulatow to
stworzenie europejskiej solidarnosciowe] listy lekdw dla catego obszaru UE, poczynajac od lekdéw
sierocych i  stopniowo —  wszystkich  innych, réwnajagc  do  najpetniejszych  list
w najbogatszych krajach wspdlnoty. Celem tego przedsiewziecia, w ktérym powinny partycypowac
wszystkie kraje cztonkowskie bedzie zréwnanie poziomu dostepu do nowoczesnej diagnostyki oraz
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lekéw refundowanych na catym terenie UE, a takie wspdlna strategia dawania odporu ruchom

antyszczepionkowym.

15. UTRZYMANIE ZASADY OBOWIAZKOWOSCI SZCZEPIEN OCHRONNYCH W POLSCE

Obowigzkowe szczepienia, stanowigc ochrone indywidualng oraz $rodowiskowa, s3 jednymi
z najwazniejszych elementéw zdrowia wspélnotowego i wyrazem solidaryzmu spotecznego.

Nalezy zdecydowanie:
o zwiekszy¢ wiedze spoteczng na temat szczepien

e nasili¢ wszelkie formy przeciwdziatania Panstwa przejawom deprecjonowania ich roli -

konsekwentnie walczy¢ z fatszujgcymi prawde mitami
e zapewni¢ mozliwie najskuteczniejszg ochrone osobom z medycznymi przeciwskazaniami do

szczepien
e zapewnié wzrost wyszczepialnos$ci oséb dorostych.

16. PROMOCIJA POLSKI PRZEZ ZDROWIE

Dotychczasowe doswiadczenia projektdow z zakresu zdrowia promujacych Polske wskazujg na duza
efektywnos¢ tego typu dziatan, szczegdlnie w panstwach biedniejszych (Afryka, Azja Srodkowa).

Proponujemy, by w ramach promocji Polski za granicg, jako staty element, oprdcz dziatan w zakresie
kultury i nauki, wiaczy¢ dziatania prozdrowotne promujgce polskie przedsiewziecia w dziedzinie

medycyny (leczenie stuchu, kardiologia, ksztatcenie pielegniarek, itp.).

Raport powstat dzieki wsparciu partneréw:
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