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Porzadek obrad:
1. Opieka nad chorymi na choroby rzadkie wobec uchwalonego planu dla
chordb rzadkich na przyktadzie mukowiscydozy.



(Poczqgtek posiedzenia o godzinie 13 minut 03)

(Posiedzeniu przewodniczy przewodniczgca
Beata Matecka-Libera)

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Rozpoczynamy kolejne juz dzisiaj posiedze-
nie naszej komisji.

Bardzo serdecznie witam wszystkie osoby, kt6-
re przybyly dzisiaj na nasze posiedzenie. Widze,
ze zainteresowanie tematem jest duze. Kolejny raz
witam pana ministra. Kolejny raz, bo pracujemy
dzisiaj od rana. Witam panie i panéw senatordw.
Witam wszystkie osoby, ktére sg z nami zdalnie —
posiedzenie komisji odbywa sie w trybie hybrydo-
wym — jak rowniez strone spoleczng.

Widze, ze jest duze zainteresowanie tema-
tem. Mysle, ze dyskusja bedzie bardzo meryto-
ryczna — i o to chodzi.

Szanowni Panstwo, tematem dzisiejszego
naszego posiedzenia jest opieka nad chorymi na
choroby rzadkie wobec uchwalonego planu cho-
rob rzadkich na przykladzie mukowiscydozy.
Dokonatam takiego wyboru tematu — ,na przy-
kladzie mukowiscydozy” — poniewaz kwestia
mukowiscydozy dosy¢ czesto miatam okazje sie
zajmowac, bedac jeszcze w Sejmie. Wielokrot-
nie rozmawialiSmy na temat wyzwan, jakie stojg
przed systemem, o tym, jak zorganizowac lecze-
nie dla tej grupy chorych, ale i dla wszystkich cho-
rujacych na tzw. choroby rzadkie. Tamte dysku-
sje w trakcie posiedzen Sejmu, ktére pamietam,
ewidentnie pokazywaly, ze wiele w dziedzinie
opieki nad chorymi na mukowiscydoze, szcze-
gélnie w przypadku dzieci, jest organizowane
oddolnie. Brakowalo kilku waznych elementow,
ktére by zamknely cale to zagadnienie w pewng
calo$¢. Niewgtpliwie takq nadzieja, wedlug mnie,
powinien by¢ ten plan dla chordb rzadkich, ktory

powinien w sposéb systemowy rozwigzywac pro-
blemy, ktére srodowiska podnosily. Sama jestem
ciekawa, jak panstwo ocenicie ten plan dla chordb
rzadkich po tych kilku latach dyskusji, jakie pro-
wadziliSmy na temat potrzeb pacjentéw z choro-
bami rzadkimi. Jaki jest postep, co sie zmienilo
i co jeszcze nalezy zmienié, gdzie sa wyzwania?
Po to jest to posiedzenie komisji, zeby zdoby¢
wiedze, zasiegna¢ u zrddla, czyli u pana ministra,
informacji, czy nastepuje postep w leczeniu tych-
ze nieprawdopodobnie trudnych, bardzo trud-
nych z tego wzgledu, ze to sa choroby rzadkie, jak
sama nazwa mowi... Niestety ci pacjenci gdzie$
na brzegu systemu pozostajg, a sa dla nas row-
nie wazni, bardzo wazni. Chcemy, zeby opieka dla
tych os6b byla opiekq zorganizowans, systemowsg
i zeby w miare mozliwosci, w miare postepu,
pojawiania sie réznych innowacyjnych lekow, te
osoby mogly by¢ leczone zgodnie z najnowszymi
trendami.

Tak wiec otwieram posiedzenie komisji. Naj-
pierw bedzie wystapienie pana ministra, tak aby
pan minister nas wdrozyl w to wszystko, co plan
chordb rzadkich proponuje, opowiedzial, jakie
sg rozwigzania, co panstwo dotychczas zrobili-
$cie w tym zakresie i jakie sa wedlug pana naj-
pilniejsze potrzeby i wyzwania. Po czym mamy
w planie 2 prezentacje... Dobrze moéwie? Tak,
2 prezentacje. Jest z nami grupa oséb, ktora pra-
cuje z pacjentami z chorobami rzadkimi, gtow-
nie z mukowiscydoza. Podzielg sie z nami swo-
imi do$wiadczeniami.

Prosze bardzo, Panie Ministrze. Oddaje panu
glos.

PODSEKRETARZ STANU
W MINISTERSTWIE ZDROWIA
MACIE) MILKOWSKI

Dziekuje, Szanowna Pani Przewodniczaca.
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Tematem dzisiejszego spotkania jest leczenie
pacjentdow z chorobami rzadkimi na przykladzie
mukowiscydozy. Mamy duze zainteresowanie
srodowiska, duze zainteresowanie konsultan-
tow krajowych... W tym zakresie, jesli chodzi
o mukowiscydoze, mamy troche inng sytuacje
niz w przypadku wielu innych jednostek cho-
robowych, wielu choréb rzadkich, gdyz od nie-
pamietnych czaséw, od kilkunastu lat — pani
profesor pewnie o tym powie — diagnozowanie
mukowiscydozy jest realizowane w ramach ba-
dan przesiewowych noworodkéw nadzorowa-
nych przez Instytut Matki i Dziecka. W czasie,
kiedy tam pracowalem, trwaly prace, zeby ten
program uruchomi¢. To byt 2004 r., 2006 r. Ra-
zem z panig prof. Sands... Pamietam, ze to byla
jedna z najbardziej istotnych dziedzin w zakre-
sie poszukiwania nowych technologii lekowych
inielekowych dla tej grupy pacjentow. Jak widac,
kilkanascie lat mineto i mamy pierwsze istotne
elementy efektéow badan klinicznych. Pierwsze
istotne sposoby leczenia przyczynowego zostaly
zatwierdzone przez amerykanska agencje lekow
i Europejskg Agencje Lekow. I sg juz dostepne
pierwsze terapie.

W przypadku pacjentéw z mukowiscydozg
wladciwe postawienie diagnozy jest stosunkowo
tatwe i szybkie, w przeciwnosci do bardzo wie-
lu jednostek chorobowych, ktérych rozpoznanie
— poza tymi trzydziestoma kilkoma chorobami
w przypadku badan przesiewowych — jest bar-
dzo trudne, skomplikowane. Czesto przez wiele
lat moze by¢ to rozpoznanie stawiane. Narodowy
Plan dla Chordb Rzadkich obejmuje wiele zadan
do realizacji, tak zeby te problemy jak bardziej
skanalizowac. Chodzi o to, zeby byly osrodki re-
ferencyjne, o$rodki, ktore sa w europejskiej sieci
chordb rzadkich i zajmujg sie tymi jednostka-
mi chorobowymi. Chodzi o to, by ustali¢, ktore
o$rodki, ktérzy specjali$ci zajmujg sie poszcze-
golnymi jednostkami chorobowymi, poniewaz
diagnozowanie, leczenie i monitorowanie jest
bardzo trudne, skomplikowane. Niewielu pa-
cjentow... W przypadku chorob ultrarzadkich
doswiadczenie jest budowane we wspdlpra-
cy miedzynarodowej, rejestry sa prowadzone
w trybie wspdlpracy miedzynarodowej. Tak ze
to jest bardzo istotny element.

Drugi bardzo istotny element to kwestia roz-
poznania. Zeby dokonaé rozpoznania, bardzo
czesto potrzebujemy badan genetycznych. Dzie-
dzina badan genetycznych bedzie sie na pewno

teraz rozwijala. Przygotowywany jest nowy ko-
szyk $wiadczen gwarantowanych, tak zeby te
zadania byly realizowane. Ale w przypadku pa-
cjentow z mukowiscydoza, tak jak powiedziatem,
mamy pelng informacje na temat liczby tych
0s0b, pelng informacje na temat tego, jakie mu-
tacje pacjenci posiadaja. Rejestr jest prowadzo-
ny... To jest wspolny rejestr, wraz z europejskim
rejestrem, tak ze tutaj mamy informacje, jakich
pacjentéw w Polsce mamy. Dzieki temu mozemy
szacowac, jak powinni by¢ leczeni, a bardzo réz-
ne sg wskazania, jak nalezy leczy¢ rézne grupy
chorych — w zaleznosci od posiadanej mutacji.
Mamy o$rodki, ktore sie specjalizuja w leczeniu
pacjentéw z mukowiscydoza, w szczegdlnoSci
os$rodki dzieciece. Przykladem bardzo dobrego
osrodka, ktory merytorycznie uruchomita pani
prof. Sands wraz z dyrektorem Krupg i z mar-
szatkiem wojewddztwa mazowieckiego, panem
marszatkiem Struzikiem, jest osrodek w Dzieka-
nowie Lesnym. Tam jest modelowe zarzadzanie
pacjentami, modelowe leczenie pacjentéw, mo-
delowy schemat monitorowania tych pacjentow.
Panstwo w zasadzie catkowicie przeszli na tryb
planowy, tryb jednodniowy — wielu specjalistow
monitoruje sytuacje pacjenta. Drugim... No, jest
pewnie wiele elementéw pobocznych, ktore cze-
Sciowo jeszcze nie domagaja.

Rehabilitacja pacjentéw z mukowiscydoza.
Mamy leki, ktore w tym zakresie sg stosowane od
lat, bardzo wiele terapii jest dedykowane pacjentom
z mukowiscydoza. Aktualnie dedykowane tym pa-
cjentom w zakresie leczenia... To sa antybiotyki —
oczywiscie antybiotykoterapia jest bardzo istotna
— antybiotyki dostepne w aptekach, azytromycyna
czy kolistyna, czy w programie lekowym. Do tej
pory byt 11ek, ale kolejna linia leczenia — lewofloksa-
cyna — zostala zatwierdzona do stosowania. Mamy
rowniez kwas ursodeoksycholowy, stosowany
w chorobach drog zélciowych, czy leki mukolitycz-
ne, dornaza alfa, wziewne leki antycholinergiczne
o krétkim dziataniu, fenoterol plus bromek... Enzy-
my trzustkowe, rézne diety w niedozywieniu u nie-
mowlat, u dzieci oraz diety wysokoenergetyczne...
W tym zakresie to jest finansowane. W ubieglym
roku uruchomiliémy pierwszy program lekowy
w zakresie mukowiscydozy. To jest program lecze-
nia pacjentow lekiem Kalydeco. Aktualnie sg ztozo-
ne kolejne wnioski, ktorych procedowanie zostato
zakonczone przez Komisje Ekonomiczna i sg na eta-
pie decyzji ministra zdrowia. Na ten temat rozma-
wiatem z firma kilkukrotnie, na razie nie maw tym
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zakresie porozumienia. Co istotne, te najnowsze
leki zostaly umieszczone na liscie wskazan przez
Agencje Oceny Technologii Medycznych i ministra
zdrowia w zakresie technologii lekowych w ramach
Funduszu Medycznego. Chodzi o lek Kaftrio dla pa-
cjentow z mukowiscydoza majacych co najmniej 12
lat z konkretnym genem oraz lek Symkevi dla pa-
cjentéw pozostatych. Tak ze ta lista zostata opubli-
kowana. W zakresie... Firma na pewno nie zlozyla
wnioskéw w zakresie technologii lekowych o wy-
sokiej wartosci klinicznej. Pewnie beda od panstwa
pytania, bo chyba gléwny temat, aktualny, to jest to,
na jakim etapie sg negocjacje i dlaczego jeszcze nie
ma ostatecznych decyzji.

PRZEWODNICZACY
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo, Panie Ministrze, za wpro-
wadzenie.

Niewatpliwie bedziemy pyta¢. Mysle, ze
panstwo beda pyta¢ o kwestie negocjacji i do-
puszczenia lekow, tym bardziej ze, jak wszyscy
pamietamy, specjalnie stworzony Fundusz Me-
dyczny dawal mozliwosci, jezeli chodzi o finan-
sowanie. Mysle, ze przeszkody finansowej tutaj
nie ma, tylko ze jakies inne wzgledy o tym decy-
duja. Pewnie bedziemy o to dopytywac.

W tej chwili bardzo prosze panig profesor,
ktora chyba najwiecej wie na temat mukowiscy-
dozy i calego systemu, panig prof. Dorote Sands
o przedstawienie systemu opieki nad chorymi
na mukowiscydoze. Mam nadzieje, Pani Pro-
fesor, ze bedzie pani mogla odnies¢ sie do tych
kwestii, ktére poruszyl pan minister. Stucha-
jac pana ministra, mozemy odnies¢ wrazenie,
ze z wyjatkiem tego jednego watku zwiazane-
go z lekami wszystko jest okej, wszystko dziala
w zakresie leczenia chorob rzadkich. Czy tak
jest, Pani Profesor? Czy opréocz kwestii lekow sg
jeszcze jakie$ inne elementy, ktére potrzebuja
wsparcia i rozwigzan systemowych?

Prosze bardzo.

KIEROWNIK ZAKEADU MUKOWISCYDOZY
W INSTYTUCIE MATKI | DZIECKA
DOROTA SANDS

Dzien dobry. Witam wszystkich. Bardzo
dziekuje za to, ze mozemy sie z tym tematem
dzisiaj zmierzy¢.

Ja miatam w krociutki sposéb omoéwic sys-
tem opieki nad chorymi, sukcesy i wyzwania. Na
dobry poczatek powiem pare stow o sukcesach,
jakie byliSmy w stanie uzyska¢ w leczeniu tej
wieloukladowej, trudnej, ogélnoustrojowej cho-
roby uwarunkowanej genetycznie.

To jest duma calego $rodowiska pracujgce-
go z chorymi z mukowiscydoza. Ten schemat...
Ja rzeczywi$cie nie znam zadnej innej choroby,
w przypadku ktorej by uzyskano takie wydtuze-
nie dlugosci zycia pacjenta w ciggu ostatniego
pot wieku. JesteSmy wszyscy dumni i szczesliwi,
ale oczywiscie dla osdb, ktore leczg pacjentow,
jak rowniez dla samych chorych i ich rodzin to
ciagle jest oczywiscie troche malo. Mlody wiek
dorosty... Uwazamy, ze w 2021 r. to jest ciagle
mato. Niemniej jednak, tak jak mowie, jest to je-
dyna znana mi choroba, w przypadku ktdrej ko-
lejnymi cegietkami diagnostyczno-leczniczymi
budowano, ulepszano system opieki objawowej
iaz tyle udalo sie uzyskac.

Jedna z podwalin tego sukcesu bylo wczesne
rozpoznanie. Jak juz tu wspomnial pan minister,
jeszcze wtedy razem pracowalismy nad bar-
dzo trudnym pilotazem badan przesiewowych
noworodkowych. One juz w 2009 r. objety cala
Polske i rzeczywiscie prowadzone sa bardzo do-
brze, w bardzo nowoczesny sposdb. Z tego, jak
one sg robione, jak sa prowadzone, mozemy by¢
dumni. Rzeczywiscie z calym $wiatem w tym
zakresie wspolpracujemy i prezentujemy wy-
niki. Tutaj widzicie panstwo... To jest ekstrapo-
lowana krzywa przewidywanej dlugosci zycia
przy wezesnym rozpoznaniu. No, efekty sg ewi-
dentne.

Drugi nasz sukces dotyczy tego, ze Polska
zbiera dane w ramach europejskiego rejestru
chorych na mukowiscydoze. Od kilku lat te dane
tam wprowadzamy, co w szalenie dobry sposob
nam to wszystko systematyzuje, porzadkuje.
Ten rejestr ma takie bardzo, bardzo wazne na-
rzedzie... Bo jesteSmy w stanie porownywac sie
z réznymi osrodkami, widzimy, co robimy do-
brze i co mozna jeszcze polepszy¢ w poszcze-
golnych o$rodkach. Usystematyzowalo to prace
o$rodkow zajmujacych sie leczeniem mukowi-
scydozy, ktére juz w Polsce istniejg i ktore sobie
radza w zakresie pediatrycznym. Ale w zwigzku
z wydluzeniem dlugosci zycia potrzebne nam
sg nowe osrodki dla dorostych, bo te dotychczas
istniejace nie sg w stanie wszystkich naszych
wspaniatych, pieknych 20-letnich obstuzy¢.
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Mamy modelowy osrodek, osrodek, kto-
ry udalo sie nam stworzy¢ przy bardzo dobrej
wspOlpracy Instytutu Matki i Dziecka, skad po-
chodzi zespdt leczacy, i szpitala w Dziekanowie
Lesnym. Na tamtej bazie, $wietnej bazie loka-
lowej, korzystajac z wyszkolonego w instytucie
zespotu, udalo nam sie stworzy¢ osrodek, ktory
w zasadzie spelnia absolutnie wszystkie normy
miedzynarodowe zaréwno jesli chodzi o hospi-
talizacje, jak i leczenie ambulatoryjne oraz do-
stepnosc. No, to, co jest najtrudniejsze wszedzie
na $wiecie... Wszyscy wiemy, ze meczu w po-
jedynke sie nie wygra. Wielodyscyplinarny ze-
spot jest konieczny, jest absolutnie konieczny do
osiagniecia sukcesu. Zbudowanie takiego zespo-
tu jest jeszcze trudniejsze niz pozyskanie infra-
struktury lokalowej, bo bardzo dtugo trwa budo-
wanie takiego zespolu, szkolenie. Sa tez normy
miedzynarodowe co do tego, jak to powinno
wygladacd, ilu specjalistow na ilu pacjentéow ma
przypadac, tak zeby ten pacjent mogt ze wszyst-
kich najnowszych technik leczenia korzystac.

Jesli chodzi o zespdl, to nie da sie dobrze
prowadzi¢ pojedynczych pacjentow, bo to jest
zbyt male do$wiadczenie... No, nie da sie takie-
go zespolu utrzymac. To ma by¢ kompleksowa,
scentralizowana opieka w specjalistycznych
o$rodkach zatrudniajacych te zespoly. W tej
chwili mozliwosci telemedycyny i dobra wspot-
praca z podstawowg opieka zdrowotna... My jako
osrodek takie szkolenia dla lekarzy prowadzimy.
One umozliwiajg taka oddolna, jeszcze niesfor-
malizowana, ale kompleksowsa, skoordynowana
opieke prowadzi¢.

A tu jest pokazana taka przykladowa krzywa
zycia chorego. Ten kat sie staramy zmieni¢ po-
przez te wszystkie nasze dzialania, ktore podej-
mujemy. No, w pewnym momencie dochodzimy
do konica tego zycia... Sukcesem jest program
transplantacji pluc, ktory w Polsce jest w tej
chwili bardzo dobrze zorganizowany. Wspdtpra-
ca miedzy o$rodkami i zespotami przeszczepia-
jacymi pluca uktada sie w sposob bardzo, bardzo
dobry i bardzo efektywny.

Tutaj slajd podsumowujacy nasze sukcesy.
Tutaj mamy poczatek i koniec, bardzo dobrze
opracowane, czyli wczesng diagnostyke i bar-
dzo dobrag wspoélprace z osrodkami transplan-
tacyjnymi. A caly srodek tej piramidy — tu sa
sprawy organizacyjne, odpowiednie warunki
infrastruktury itd. — jest, ze tak powiem, do-
brze rozwiazany w kierunkach pediatrycznych

i tylko w pojedynczych o$rodkach dla dorostych,
ktorych liczba musi ulec zwiekszeniu. W przy-
padku wszystkich pacjentéw istnieje potrzeba
dostepu do innowacyjnych terapii. Jesli chodzi
o kwestie objawowe, to oczywiscie w detalach
mozna dyskutowac o ulepszeniach, poszerzeniu
dostepu, natomiast dostep do innowacji bez ta-
kiego zdecydowanego postepu dalszego bedzie
trudno uzyskac.

Najwazniejsze wyzwania, po tej serii sukce-
sow, to poprawa opieki nad pacjentami doro-
stymi, czyli wsparcie organizacji osrodkéw dla
pacjentéw dorostych, a w przypadku wszystkich
grup wiekowych mozliwos¢ dostepu do innowa-
cyjnych przyczynowych terapii mukowiscydozy.
Dlaczego one sg tak potrzebne? Tutaj, krdciutko,
schemat leczenia. Mamy tutaj te 2 filary, filar
pulmonologiczny i zywieniowy. A to na zielo-
no... Ta interwencja juz na samym poczatku tego
schematu wystepuje. Ona jest w stanie zahamo-
wac zmiany utrwalone, a wrecz nie dopuscic¢ do
powstania zmian utrwalonych.

Mamy dostepne zarejestrowane modulatory
bialka CFTR, ktore zaré6wno w badaniach kli-
nicznych, jak i w tzw. real-world — one w wie-
Iu krajach sa podawane — bardzo wptywaja na
poprawe funkcji ptuc, a posrednio oczywiscie
na wydtuzenie dlugosci zycia i poprawe jakoSci
zycia. Tak mozemy podsumowac to, co sie wy-
darzyto w leczeniu mukowiscydozy. Ta mozolnie
budowana piramida, ta wzrastajaca krzywa...
To jest bardzo znaczne przyspieszenie, to taka
przesiadka na bardzo szybki tor.

Cze$¢ krajow, w ktorych jest dostep do tych
lekéw, uznaje mukowiscydoze za chorobe prze-
wlekla. Oczywiscie istnienie tych lekow jeszcze
nie oznacza dostepnosci i refundacji. Od tego
bedzie oczywiscie zalezalo, na ile my tez bedzie-
my mogli te chorobe tak okreslac. A te krzywe
na dole pokazuja, jaki bedzie efekt, w zaleznosci
od wieku wprowadzenia... Oczywiscie im wyzej,
tym gorsze objawy. U dzieci szybciej bedziemy
mogli objawy zahamowa¢. Zmiany utrwalo-
ne zostang zmianami utrwalonymi u chorych
z bardzo zaawansowanym procesem chorobo-
wym, ale beda mogly zosta¢ spowolnione.

Czy to znaczy, ze calkowicie rozwigzemy pro-
blem mukowiscydozy? Oczywiscie nie. Przede
wszystkim modulacja. Modulacja jest modula-
cja, potrzebne nam sg swietnie wyszkolone ze-
spoly wielodyscyplinarne, ktére to leczenie beda
prowadzity. Dla naszych mtodych doktorantow...
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No, wszystkiego nie rozwiazemy. Pozostaje 10%
mutacji, na ktére nie ma jeszcze lekow. Tam bial-
ko w ogdle nie powstaje... Tu jest pole do popisu
dla mtodych naukowcéw, aby do korica, 100-pro-
centowo to rozwigzac.

Mukowiscydoza a plan dla choréb rzadkich.
Ja tutaj podam taki gorski przyklad. Choroby
rzadkie to jest taki ogromny worek wielu tysie-
cy choréb. Mukowiscydoza w obozie bazowym
znajdowala sie 5o lat temu, teraz jest przed ata-
kiem szczytowym. Atak na szczyt wymaga pew-
nego wsparcia z gory, byloby dobrze, gdyby byla
jakas lina w postaci terapii i wsparcia sektora
o$rodkow dla dorostych. To dobrze, ze o choro-
bach rzadkich sie méwi, ze one zostaly zauwa-
zone. Miejmy nadzieje, ze to wplynie na kwestie
organizacyjno-finansowe. No, jak sie jest przed
szczytem, jest obawa, zeby nie zosta¢ wezwanym
do bazy wyjsciowej. Sg setki chordb, w przypad-
ku ktérych nie ma diagnostyki, nie ma rejestru,
nie ma niczego... No, zeby$my nie musieli zaczy-
na¢ od poczatku. My bardzo chetnie sie podzie-
limy do$wiadczeniami. Chcielibyémy uzyskaé
wsparcie na etapie, w ktorym jestesmy. Mysle,
ze jesteSmy takim inspirujacym przykladem
tego, ze ta droga jest wlasciwa droga, ze dobrze
wytyczamy szlak. Zyczymy wszystkim, ktérzy
sg teraz na tym etapie, na ktérym mys$my byli
kiedys, zeby im sie udalo. Moze nawet zrobia to
szybciej przy tym takim globalnym przyspiesze-
niu.

Bardzo dziekuje za uwage. Tutaj na zdjeciu
caly zespot... To bylo takie zebranie pandemicz-
ne zespolu wielodyscyplinarnego. A tutaj nasza
nowa monografia, w formie e-booka rowniez,
w ktorej dzielimy sie wszystkim, co nam sie uda-
to zrobi¢, takze najnowszymi terapiami. Bardzo
dziekuje.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo, Pani Profesor.

Rzeczywiscie, tak jak pani powiedziata, prze-
siedli$cie sie do ekspresu. To jest bardzo dobra
wiadomos¢, cho¢ pewne rzeczy jeszcze nie try-
bia. Jak sobie tutaj podejrzalam, w Polsce na cho-
roby rzadkie choruje od 2 do 3 milionéw 0sdb,
a wiec mimo nazwy ,choroby rzadkie” — jak wie-
my, w wiekszosci to jest genetyka, one sg bar-
dzo zréznicowane — liczba oséb, ktére wymagaja

wsparcia, robi wrazenie. To jest duza grupa
0s0b, ktorymi nalezy sie zaopiekowac.

Pan prof. Marcin Czech przedstawi terapie
w przypadku chordb rzadkich w kontekscie pla-
nu dla choréb rzadkich, a takze Funduszu Me-
dycznego.

Prosze bardzo.

PREZES ZARZADU
POLSKIEGO TOWARZYSTWA
FARMAKOEKONOMICZNEGO
MARCIN CZECH

Pani Przewodniczaca! Panie Ministrze! Sza-
nowni Panstwo!

Poproszono mnie o takg krdotka prezentacje
dotyczacg opieki nad chorymi na choroby rzad-
kie w konteksécie planu dla chordb rzadkich, ze
szczegdlnym uwzglednieniem mukowiscydozy.
Postaram sie zamkng¢ te prezentacje w 15 mi-
nut. To, co panistwu powiem, bedzie takim spoj-
rzeniem systemowym na regulacje prawne,
na to, co w systemie ochrony zdrowia sie w tej
chwili dzieje.

Zaczne, krociusienko, od dokumentu strate-
gicznego, czyli polityki lekowej panstwa, w kto-
rej choroby rzadkie majg swoje miejsce. Tam
opisane sa kierunki strategiczne, na ktorych
opierane bylo tworzenie kolejnych dokumen-
tow. I tak m.in. zapisy, ktére sg w polityce leko-
wej, znajdujg sie w planie dla chordb rzadkich,
bowiem w tej czesci dotyczacej lekéw — na niej
sie skoncentruje — te rozwiazania byly jak gdyby
poglebiane. Potem dwa stowa o Funduszu Me-
dycznym i o lekach o wysokim poziomie inno-
wacyjnosci, wysokiej wartosci klinicznej. O tym
juz méwil pan minister, ze leki, o ktérych tutaj
rozmawiamy, znalazly sie na jednej z tych list.
Potem dostownie stéweczko o nowelizacji usta-
wy refundacyjnej i tylko 1 slajd na temat ABM
w kontekscie perspektywy rozwojowej. Pani
profesor mowita, ze nadal sg tutaj potrzeby, wiec
by¢ moze ABM taka plaszczyzne stworzy.

Prosze panstwa, przed tym gremium nie
trzeba przypomina¢ definicji chorob rzadkich.
Wazne jest to, ze dla wiekszosci pacjentéw cho-
rujacych na choroby rzadkie nadal nie mamy
efektywnego leczenia. Dlaczego tak jest? Dlate-
go, ze tych chordb jest bardzo duzo, ich obraz
jest bardzo zlozony i z punktu widzenia bizne-
sowego firmom farmaceutycznym nie bardzo
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oplaca sie produkowac leki dla tak matych popu-
lacji chorych. Takie leki maja wyjatkowy status
i ich cena jednostkowa jest zwykle bardzo wy-
soka. Prosze panstwa, dlatego wazne jest spoj-
rzenie tam, gdzie mamy efektywne, skuteczne
i bezpieczne leczenie. Chodzi o to, by je rozwa-
zy¢ w kontekscie systemdéw refundacji. Sam sys-
tem refundacji, ktéry dziala w Polsce — tu moze
troszke odpowiadam na pytanie pani przewod-
niczacej — jest stworzony dla choréb powszech-
nych, tych, ktére wystepujg najczesciej. Leczenie
chorob rzadkich, czesto z zastosowaniem lekdow,
ktore majg status lekéw sierocych, natrafia na
wiele barier réznego rodzaju. Przyklad pierwszy
z brzegu to prog oplacalnosci, ktory w Polsce jest
na poziomie 3% PKB per capita.

Prosze panstwa, patrzac od drugiej strony...
Rozmawiamy tutaj o mukowiscydozie. No, ist-
nieje wyrazne wskazanie i klinicystow — mowita
o tym pani profesor przed chwilg — i ze strony
organizacji pacjentow, ze waznym elementem
terapii jest refundacja lekéw, ktore dzialajg
przyczynowo. Prosze panstwa, sprobujmy spoj-
rze¢ na to troche szerzej. Rozne kraje w Europie
Srodkowej — to jest artykut, ktéry nie tak dawno
temu sie ukazal, wiec zawiera aktualne informa-
cje — majg rozne rozwigzania systemowe, po-
dejscia do leczenia chorob rzadkich i refundacji
lekéw sierocych. To moze by¢ modyfikowalna
warto$¢ wskaznika efektywno$ci kosztowej, tego
progu oplacalnosci, to mogg by¢ inne rozwigza-
nia systemowe. My w Polsce réwniez mamy takie
rozwigzanie — w postaci Funduszu Medycznego.
Trzeba powiedzie¢ o duzej harmonizacji w tym
zakresie w Europie, czego dowodem sg chociaz-
by sieci referencyjne, ale niestety nie dotyczy to
lekéw, cho¢ rozmowy w Europie na ten temat
trwaja. Kilka dni temu uczestniczylem w takiej
rozmowie na wielkim kongresie, ktéry podejmo-
wal te kwestie, czy w Europie powinni$émy miec¢
wspolne podejécie do refundacji i dostarczania
lekéw sierocych wszystkim mieszkancom Unii
Europejskiej. Ja w tym upatruje bardzo wielkiej
szansy rowniez dla polskich pacjentéw, nato-
miast to wymaga zgody na wielu poziomach,
w tym polityczne;.

Prosze panstwa, to pomine ze wzgledu na
czas, nie bede opowiadal o dokumencie... W tym
dokumencie opisane sg populacje szczegdlnie
wrazliwe, zwracamy na nie uwage, w tym dzie-
ci. Choroby rzadkie i ultrarzadkie... Postulujemy
tez w tym dokumencie odstepstwo od ogélnie

przyjetej procedury oceny lekéw z zachowaniem
kosztowej efektywnosci, a takze rozwazenie do-
datkowych narzedzi takich jak np. analiza wie-
lokryterialna, cho¢ nie jest to oczywiscie jedyne
podejscie, jakie w takim procesie decyzyjnym
moze by¢ stosowane.

Krociutko o wielokryterialnej analizie decy-
zyjnej. W najwiekszym skrocie, ona bierze pod
uwage duzo szerszy kontekst stosowania leku,
wychodzacy daleko poza te klasyczng ocene
technologii medycznej, z ktéra mamy do czy-
nienia w tej chwili. Takie rozwiazania istnieja
w innych krajach. W Polsce to réwniez jest dos¢
zaawansowana metodyka na tej plaszczyznie
naukowej, wiec mozna po nig siegng¢. Ale, tak
jak mowilem, to jest tylko jedna z propozycji, nie
musi by¢ przyjeta.

Inne rozwigzania — moéwitem juz o nich —
w kwestii dostepnosci lekow w przypadku cho-
rdéb rzadkich. Opisuje je czes¢ lekowa programu
dla chordb rzadkich. I tak: wspdlne negocjacje
ceny; horizon scanning — po to, zeby wylapy-
wac leki bardzo czesto na wezesnym etapie ich
powstawania, zeby dostarcza¢ je szybko pa-
cjentom; stosowanie szerokich instrumentéw
dzielenia ryzyka — ministerstwo bardzo cze-
sto do nich siega, praktycznie zawsze... O pro-
gu oplacalnosci juz méwitem. No i ten pomyst
europejski, dyskutowany — mysle, ze bardzo
dobry dla naszej czesci Europy — czyli: ceny le-
kow powigzane z sitg nabywcza zalezng od PKB.
Wtedy grupy krajéw Unii Europejskiej mogtyby
tworzy¢ fundusz, z ktérego beda finansowane
te leki. Podobnie bylo w sprawie szczepionek,
aczkolwiek to nie byl dokladnie ten mecha-
nizm. No i rejestry, czyli cos, co sie okresla mia-
nem real-world evidence. Pani profesor o tym
juz mowila. JesteSmy w tej szczesliwej sytuacii,
ze w przypadku mukowiscydozy taki rejestr
istnieje.

Prosze panstwa, przejdzmy do planu dla cho-
rob rzadkich. To jest kolejny dokument strate-
giczny. I bardzo dobrze, Ze go mamy, czekalis$my
na niego grubo ponad 10 lat. Zostal uchwalony
i przewiduje duzo rozwigzan mogacych popra-
wi¢ dostep do terapii w chorobach rzadkich. To
jest wsparcie rozwoju szerszego wykorzystania
instrumentéw dzielenia ryzyka... To sg prak-
tycznie te same rzeczy, ktore gdzie§ tam w do-
kumencie strategicznym dotyczacym polityki
lekowej sie pojawily. One znajdujg sie rowniez
w planie dla chordb rzadkich.
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Wazny element, ktory chyba w przypadku
mukowiscydozy nie jest takim problemem i wy-
zwaniem, to wprowadzenie zmian w procedurze
wnioskowania o refundacje dotyczaca techno-
logii o niewielkim wplywie na plan finansowy
NFZ. Pamietam, ze jak pracowalem w minister-
stwie, to mieliSmy do czynienia z sytuacjami,
ze byly tanie leki, ale to jednak byla bariera za-
kupowa dla rodzicéw chorych dzieci. My nie za
bardzo bylismy w stanie, ze tak powiem, jakas
szybka decyzjg te sytuacje poprawic. No, to sg
przyklady znane doskonale osobom, ktdre, jak
tu widze, sa zdalnie z nami polaczone.

Prosze panstwa, prosze pamietac, ze to jest
dokument strategiczny. Wprowadzenie tych roz-
wigzan bedzie wymagato czasu. W mojej ocenie
procesy, ktére sg rozpoczete w ramach ustawy
o refundacji, te typowe, powinny by¢ dokonczo-
ne i w tym trybie powinny by¢ podjete decyzje
— dotyczy to rowniez lekéw na mukowiscydoze
— po to, aby nie miesza¢ tych réznych $ciezek.
Ja przypomne, ze my w refundacji ich mamy juz
ok. 12 i one zaczynaja troszeczke ze soba, nazwij-
my to, konkurowac.

Prosze panstwa, Fundusz Medyczny. O tym
tez obiecalem powiedzie¢. Tutaj jest plan dla
chordb rzadkich, tu jest Fundusz Medyczny...
To jest rozwigzanie, ktére istnieje w innych kra-
jach, w innych krajach sa rozwigzania podobne.
Ma on na pewno duzy potencjal, aby stac sie roz-
wigzaniem, ktdre wspiera pacjentow cierpigcych
na choroby rzadkie. Przypominam, ze fundusz
funkcjonuje od pazdziernika 2020 r. Fundusz
ma w zalozeniu wesprze¢ priorytety ochrony
zdrowia w zakresie chordb rzadkich i onkologii.
Ustawa wskazuje grupe o wysokim poziomie
innowacyjnosci, a takze technologie o wysokiej
wartosci klinicznej. Tak jak powiedzial pan mini-
ster, leki na mukowiscydoze znajduja sie w tym
katalogu, w tej grupie. Prawda jest taka, ze przez
ponad rok funkcjonowania funduszu w zasadzie
nie udalo sie podja¢ decyzji, w ramach ktdrej
mogliby$my powiedzie¢: lek X jest finansowany
w ramach Funduszu Medycznego. Ale wiele te-
rapii w chorobach rzadkich jest na réznych eta-
pach standardowego procesu refundacyjnego.
I tak jak méowilem, pewnie warto by bylo w tam-
tym trybie to dokonczy¢. Zapowiedziana jest no-
welizacja ustawy o Funduszu Medycznym, tak
samo jak zapowiedziana jest nowelizacja ustawy
refundacyjnej. Chodzi tu o zmiany, ktére maja
ulatwiac jej dziatanie.

Prosze panstwa, leki innowacyjne. Tutaj
tez bardzo krdciutko. Zaczynaliémy od na-
dziei zwiazanej z 42 czasteczkami, potem bylo
to zawezane, niektorzy eksperci mowili, ze to
powinno by¢ 21... To sg kryteria doboru techno-
logii lekowych o wysokim stopniu innowacyj-
nosci. One sg nieco bardziej ogdlne i nieco szer-
sze niz te, ktore sg w HTA, w ocenie technologii
medycznej. Fundusz narzuca prowadzenie re-
jestru, raportowanie, mierzenie wynikow,
skutecznosci i bezpieczenstwa dzialania tych
lekéw. To ma gleboki sens w moim przekona-
niu. W przypadku mukowiscydozy nie mamy
tego wyzwania, poniewaz mamy prowadzony
rejestr.

To sg te leki.

Nowelizacja ustawy refundacyjnej w kontek-
Scie mukowiscydozy specjalnie duzo pewnie nie
zmieni, a na pewno nie zmieni nic w sensie pro-
cesu refundacyjnego, ktory sie toczy.

I, prosze panstwa, stowo na sam koniec. Duze
nadzieje wigzemy z dzialaniami Agencji Badan
Medycznych — warto o tym wspomnie¢ — doty-
czacymi niekomercyjnych badan klinicznych.
Szczegdlng troska agencji powinny by¢ objete te
matle populacje, czyli pacjenci z chorobami rzad-
kimi, w tym dzieci, w przypadku ktérych czesto
nie ma dowodéw w badaniach klinicznych tych
komercyjnych na skutecznosc¢ i bezpieczenstwo
dzialania lekow. No, zapewniony jest rozwdj
o$rodkow, budowanie wiedzy, wspélpraca... To
Sg rzeczy jasne.

Prosze panstwa, na sam koniec, bo chy-
ba przekroczylem te 15 minut, ale nieduzo...
W $wiecie naukowym trwaja dyskusje na temat
wartosci, jakie niosa terapie i wszystkie oddzia-
tywania w systemie ochrony zdrowia. Oprdcz
tego klasycznego podejécia HTA, o ktérym mo-
wilem - to jest tutaj na fioletowo zaznaczone —
mamy kwestie, ktére mocniej wybrzmiewaja,
takie jak produktywnos¢, wspoélpraca chorego,
adherens, jak to juz spolszczamy... Te wszystkie
czerwone elementy, ktore sa dookota tego kota,
przez farmakoekonomistéw i osoby zajmujace
sie evidence-based medicine sa wskazywane jako
te, na ktére powinnismy zwraca¢ uwage. I tutaj
bezsprzecznie w leczeniu mukowiscydozy te ele-
menty sg reprezentowane.

Dziekuje panstwu bardzo za uwage. I oczy-
wiScie zycze wszystkim, zeby sie w tym gornym
lewym kwadracie, jesli chodzi o swoje poglady,
tylko i wylacznie miescili. Dziekuje bardzo.
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PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dzigkuje bardzo, Panie Profesorze.

Rzeczywiscie przyblizyt pan calg polityke
lekowg i mozliwosci, rézne zrédla, z ktérych
ewentualnie mozna czerpa¢ finansowanie lekéw
w przypadku choréb rzadkich. Ja pdzniej odnio-
se sie do tej kwestii, pare rzeczy sobie wynoto-
walam i bede pytala o to pana ministra.

Ale mamy jeszcze przed sobg krotkie wysta-
pienie organizacji pacjenckiej. Bardzo prosze,
zeby pani byla uprzejma sie przedstawic, bo nie
mam nazwiska, a to wszystko, jak panstwo wie-
cie, jest nagrywane, protokolowane. By¢ moze
kiedy$ bedzie wykorzystane.

Prosze bardzo.

CZLONEK ZARZADU FUNDACJI

POMOCY CHORYM NA MUKOWISCYDOZE
»MUKOHELP”

IWONA WRONA

Dzien dobry. Witam wszystkich serdecznie.
Ja nazywam sie Iwona Wrona, jestem z fundacji
»sMukoHelp”. ChcielibySmy przedstawic¢ krotki
filmik, ktory trwa 3 minuty. To jest film, ktore-
go tak naprawde nie trzeba komentowac. Tak ze,
jezeli mozemy, to serdecznie zapraszamy. Prosi-
my o zaprezentowanie...

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Mamy nadzieje, ze sie uda.

(Glos z sali: Nie otwiera sie. Tak jakby pusty
byt ten plik.)

Prosze sprawdzic jeszcze raz.

(Rozmowy na sali)

Nie da sie?

(Gtos z sali: Prosze sprobowac jeszcze raz.)

No, mamy klopot. Poprosimy informatyka,
moze nam co$ doradzi. Dobrze?

A w miedzyczasie rozpoczynamy dyskusje.

Kto z panstwa chcialby zabra¢ glos? Oczywi-
scie za chwilke po kolei bede panstwu udzielata
glosu.

Ja tylko chcialbym sie odnies$¢, Panie Profe-
sorze, do pana wypowiedzi, do tych wszystkich
rzeczy, ktore tutaj padly. To rzeczywiscie bardzo

ciekawe uporzadkowanie spraw zwigzanych
z refundacja i z leczeniem. Mamy polityke le-
kows, mamy plan dla chordb rzadkich, mamy
Fundusz Medyczny, mamy ABM i jeszcze kwe-
stie refundacji, ktora rzeczywiscie w mniejszym
stopniu dotyczy chordéb rzadkich. W kazdym
z tych plandw czy z tych funduszy jest mozli-
wos$c¢ refundacji leczenia chorob rzadkich. Py-
tanie moje jest takie: czy probowaliscie panstwo
zaproponowac¢ w tym planie dla choréb rzadkich
jakas strategie, w jaki sposdb ma przebiegac caly
ten plan? Bo ja mam wrazenie, Ze to sie¢ w tych
réznych instytucjach w réznych funduszach tro-
che rozmywa. Jezeli ja tu stysze, ze sa leki przy-
czynowe... Czyms innym jest leczenie objawowe
- jestesmy lekarzami, wiemy, o czym mowimy —
iczyms innym przyczynowe. Prawda? Skoro jest
lek na przyczyne tej choroby, skoro ocena kli-
niczna jest pozytywna, skoro sa badania nauko-
we, skoro jest potwierdzona warto$¢ tego leku
i sg pieniadze, no bo mamy Fundusz Medyczny,
ktory pieniadze na innowacyjne leki gwarantuje,
to gdzie jest problem?

PREZES ZARZADU
POLSKIEGO TOWARZYSTWA
FARMAKOEKONOMICZNEGO
MARCIN CZECH

Szanowna Pani Przewodniczaca, zwracam
uwage na to, ze polityka lekowa i plan dla chordb
rzadkich to sa dokumenty strategiczne. Tam sa
opisane rozwigzania systemowe. Nizej sa usta-
wy i rozporzgdzenia, ktore jak gdyby w pelni po-
zwalaja na podjecie decyzji w tej akurat sytuacji.
Wyzwaniem dla wszystkich systemdéw ochrony
zdrowia, nie tylko polskiego, ale réwniez eu-
ropejskich, jest kupowanie lekow, tak jak pani
przewodniczgca zaznaczyla, ktore sg skuteczne
i ktore sg bezpieczne. Mamy niekwestionowane
dowody na te skutecznos¢ i wydaje sie, ze tutaj
mamy do czynienia z taka sytuacja. Co wiecej,
te leki znalazly sie na liScie tworzonej przez
Agencje Oceny Technologii Medycznych i Ta-
ryfikacji, ktora, powiedzmy, Fundusz Medycz-
ny... No ale to nie ma az takiego znaczenia, bo
ta informacja moze by¢ uzyta do dokonczenia
procesu refundacyjnego. A drugim elementem,
i tutaj nie ma co kry¢, sg warunki finansowe, na
jakich my jesteémy w stanie za takg terapie za-
placi¢. Na kazda decyzje ministra zdrowia czy
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tez wiceministra, ktéry w praktyce podejmuje
te decyzje, trzeba patrze¢ w kontekscie kosztu
alternatywnego. Chodzi o to, zZe jest cos, cze-
go nie sfinansujemy, bo sfinansujemy dany ro-
dzaj terapii. My jesteémy w Polsce znakomity-
mi negocjatorami — mdéwie pewnie najbardziej
o0 poziomie ministra, bo Komisja Ekonomiczna
rzadko dochodzi do konsensusu niestety — i my
kupujemy te leki najczesciej najtaniej w Europie,
rowniez stosujac rozne instrumenty dzielenia
ryzyka. I dzigki temu mamy mozliwo$¢ finan-
sowania terapii dla wiekszej liczby chorych. Nie
jestesmy krajem, ktory przeznacza na to najwie-
cej PKB i nie mamy najwyzszego PKB w Euro-
pie. No, tutaj, w tym akurat przypadku, moim
zdaniem — mysle, ze uzupelni to pan minister,
ktéry ma ten proces, ze tak powiem, na biurku
— gldwne rozmowy toczg sie wokat tego, za jakg
cene, z jakim instrumentem dzielenia ryzyka,
co bedzie za 2 lata, jak obja¢ populacje najbar-
dziej potrzebujaca, tak naprawde jak obja¢ calg
populacje leczeniem itd... No, nie potrafie tego
bardziej wytlumaczy¢. Wydaje mi sie, ze to jest
gléwne wyzwanie. To sg bardzo trudne decyzje,
szczegllnie ze dotyczg dziesigtek czy albo setek
miliondw zlotych.

PRZEWODNICZACY
BEATA MALECKA-LIBERA

Jak wiekszo$¢ decyzji dotyczacych zdrowia
izycia.

Panie Ministrze, prosze bardzo. Czy cos w tej
kwestii chcialby pan w tym momencie dodac,
czy pozniej, po dyskusji?

PODSEKRETARZ STANU
W MINISTERSTWIE ZDROWIA
MACIE) MILKOWSKI

Moge przedstawié pare kwestii finansowych,
bo faktycznie finanse sg dosy¢ istotne. Pani prze-
wodniczaca méwila, ze pacjentéw z chorobami
rzadkimi mamy 2-3 miliony. Szacujac, ze sred-
nio na taka osobe rocznie to jest ok. 1 milion zi,
mamy mniej wiecej 2, 3 biliony zt. To jest 15-20%
wiecej niz produkt krajowy brutto na to wlasnie
leczenie, leki dla pacjentow z chorobami rzadki-
mi. No, trzeba powiedzie¢, ze budzet kraju jest
wielokrotnie nizszy, wynosi ok. 500 miliardéw,

tak ze to przekracza wielokrotnie te kwote. Tych
3 biliondw zl, takich $rodkéw finansowych ani
w ABM, ani w Narodowym Funduszu Zdrowia
nie zabezpieczyliSmy, no bo trudno jest to za-
bezpieczy¢, skoro to jest wielokrotnie wiecej niz
budzet panstwa naszego, o czym wiemy.
Przechodzac do tej konkretnej jednostki cho-
robowej, chce powiedzie¢ tak. Tak jak pani pro-
fesor mowila, mamy ok. 1 tysigca 8oo pacjentéw
z mukowiscydozg. W zakresie lekow, ktdre sa
aktualnie dostepne, mamy ok. 1 tysigca osdb.
Szacujac, ze to jest co najmniej 1 milion zl, a to
jest powyzej 1 miliona zl na osobe... To wycho-
dzi, zalézmy ok. 1-1,1 miliarda zt rocznie. To
jest dwa razy wiecej niz na calg chemioterapie
w Polsce i mniej wiecej tyle, co na wyroby me-
dyczne na zlecenie. Istotne jest tez to, zeby zna¢
umiar co do tego, jakich srodkéw finansowych
mozna oczekiwa¢ od pacjentow. No, to jest
istotny marketing. Chodzi o to, ile panstwa sa
w stanie zaplacic¢, ile maksymalnie mozna wzig¢
srodkow finansowych, zeby wtasciciele byli za-
dowoleni... Oczywiscie wiemy, ze kazde srodki
finansowe sg z checia przyjmowane, im wyzszy
zysk, tym lepiej dla firm. Tak ze te ceny oczywi-
Scie sa bardzo wysokie. Staramy sie negocjowac
iw tym przypadku, tak jak minister powiedzial,
udaje nam sie. Oczywi$cie nie jest prawda, ze
w Polsce... Niektore leki na pewno mamy w ce-
nach najnizszych albo w jednych z najnizszych,
a w przypadku niektérych mamy problemy
i ceny sa zdecydowanie powyzej sredniej w Unii
Europejskiej, jest trudno. Trzeba tez powie-
dzie¢, ze w przypadku wielu lekow to sg nego-
cjacje jeden do jednego - jest jedna firma pro-
dukujaca i nie ma mozliwosci, by z kimkolwiek
negocjowac¢, poniewaz w gre wchodzi ochrona
patentowa, wylgcznos¢ rynkowa. Tu zawsze jest
potrzebne podejscie 2 stron. No, z naszej stro-
ny, Ministerstwa Zdrowia, moge powiedziec,
ze przez ostatnie lata udaje nam sie negocjo-
wac... Coraz wyzsze sa Srodki na lecznictwo,
w zwiazku z czym coraz wiecej terapii kupu-
jemy. I w wiekszosci przypadkéw dochodzimy
do porozumienia. W tym roku chordb rzadkich
dotyczyto 29 substancji, 29 wskazan na 65... Tak
ze prawie 50% to sg choroby rzadkie albo ul-
trarzadkie. Tutaj trzeba powiedzie¢, ze 1 tysiac
800 0sdb, pacjentow z mukowiscydoza, chorobg
rzadka... Ale ceny sa ultrawysokie. W zwiazku
z tym to tez jest... Trzeba powiedzie¢, Ze mamy
zdecydowanie nizsze ceny w przypadku choréb
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ultrarzadkich niz proponowane w przypadku
choroby rzadkiej o najwyzszej grupie docelowej,
ok. 1 tysigca oséb. Tak jak powiedzialem, wedtug
cen rynkowych, ktére sg proponowane, to jest
ok. 1 miliard zt. Jak wiemy, o tym tez pan profe-
sor powiedzial, musimy bra¢ pod uwage trzeci,
czwarty rok. Wiemy, ze badania zmierzaja ku
koncowi i ze za okoto rok firma bedzie zglaszata
wniosek o zmiane w charakterystyce produk-
tu leczniczego, tak zeby te populacje poszerzy¢.
W zwiagzku z tym bedziemy mieli w przypadku
tego najbardziej skutecznego leku 30-procento-
wy wzrost w trzecim roku na pewno, w trzecimi
iw czwartym. I musimy to uwzglednic.

Jak wyglada sytuacja? Firma zglositawniosek.
Jak tutaj sprawdzilem, przez ostatnie 4 miesigce
11 razy sie spotykalem z firma. No, teoretycznie
mam zdecydowang wiekszo$¢ sukcesow, rzadko
porazki, ale z ta firma... Wydawalo mi sie, ze juz
2 razy doszedlem z tg firmg do porozumienia.
Pierwszy raz, jak mi sie wydawalo, doszedlem
z nimi do porozumienia 2 lata temu, podczas
przyjmowania pierwszej terapii przyczynowej
w leczeniu mukowiscydozy. Po wstepnych ana-
lizach wlasnie 2 lata temu stwierdzilismy wspol-
nie z firma, Ze jesteSmy w stanie obja¢ pierwsza,
bardzo waska populacje... Przeanalizowalismy,
ile srodkow finansowych bedzie to nas koszto-
walo za 2 lata i za 4 lata, i stwierdzili$émy, ze je-
ste$my w stanie to przyja¢ w tym okresie. Mysli-
my zawsze na 2, 4 lata do przodu. A jak przyszto
co do czego i zaczely sie negocjacje, no to firma
powiedziala, ze nie mysleli, ze ja powaznie to
traktuje. No, by¢ moze nie mys$leli, ze bede jesz-
cze w ministerstwie pracowal, i sadzili, ze kto$
inny nie bedzie pamietal, ze byly jakies uzgod-
nienia. No, tak sytuacja wygladata. Ostatnio tez
wydawalo nam sie, ze juz mamy uzgodnienia, ze
przynajmniej ustnie wszystko zatwierdzili$émy,
ale po ofercie pisemnej okazalo sie, ze to jest zu-
pelie co innego, niz uzgadnialismy. W zwigzku
z tym ja czuje sie troche nieswojo. Bo zawsze
umowy ustne obowiazuja. W pierwszej pracy,
jak zaczalem pracowa¢ w bankowosci inwe-
stycyjnej, zawsze uczyli mnie, ze jak sie powie
stowo, to trzeba go dotrzymac. Bo zawsze wtedy
byly negocjacje oparte na stowie, dopiero pdzniej
sie potwierdzalo wszystkie transakcje.

Tak ze poniewaz na razie nie udato sie dojs¢
do porozumienia... Myslalem, ze od 1 stycznia
bedzie mozliwo$¢ refundacji. Jeszcze prébowa-
tem to uzgodni¢ przed koncem listopada, ale nie

udalo sie uzyskac¢ tego porozumienia. Oczywi-
Scie, firma zglosila wniosek normalnie, w syste-
mie refundacji. I tez powiem, ze w normalnym
systemie refundacji srodkéw finansowych ja
nie widze tak duzych pieniedzy, zeby... Jedynie
z Funduszu Medycznego konkretne srodki...
Rozmawiali$my na ostatnim posiedzeniu Rady
Funduszu Medycznego na ten temat, zeby ula-
twi¢ sytuacje w przypadku lekéw, ktére zostaty
przedstawione na liscie technologii o istotnej
wartosci klinicznej, tak zeby te firmy nie musia-
ly znowu zglasza¢ wniosku, ale zeby potrakto-
wac ten proces, ktory juz przeszly, jako etap juz
zamkniety. Zeby te $rodki wykorzystaé. Oczywi-
$cie, w ustawie o Funduszu Medycznym jest na-
pisane, ze zeby kontynuowac terapie, zeby kon-
tynuowac finansowanie, lek musi by¢ skuteczny,
musi odpowiadac¢ wartosci klinicznej tego leku.
I jesli nie odpowiada, to woéwczas firma powin-
na tym pacjentom, ktorzy odpowiedzieli na le-
czenie, finansowac ten lek pdzniej. W zwiagzku
z tym na pewno firma nie akceptuje tych warun-
kow, ze lek musi by¢ oceniony jako lek skutecz-
ny. I w tym zakresie tego nie akceptuje. Ale ja
mysle, ze to tez... Zresztg rozmawialiSémy o tym,
ze poniewaz wspomniane zapisy jeszcze nie zo-
staly przekazane do Sejmu, to te zapisy bysmy
odpowiednio dostosowali. No, ale poniewaz nie
ma propozycji, znaczy rozwigzania w ogole, to...

Jeszcze wazna kwestia. Jak mnegocjujemy
w przypadku choréb rzadkich, chordb ultra
rzadkich, to negocjujemy zawsze kilka elemen-
téw. Zawsze staramy sie negocjowa¢ odnosnie
do calej populacji, zgodnie ze wskazaniami, na-
wet poszerzonymi wskazaniami medycznymi,
powyzej wskazan charakterystyki produktu
leczniczego. Staramy sie negocjowat w imieniu
kraju, dla wszystkich osdb, ktdre tutaj, w Polsce
przebywaja, ktore tutaj sa, zeby mialy zapew-
nione leczenie. W przypadku mukowiscydozy
rozpoczeliSmy rozmowy od przyjecia calego
portfolio firmy, 3 lekow, z czego 2 zostaly juz
wczesniej duzo wprowadzone, a trzeci lek to ten
najbardziej innowacyjny. I rozmawiali$my wta-
$nie o calej populacji, wiedzac, ze w przyszlym
roku bedzie w przypadku tego najbardziej inno-
wacyjnego leku wniosek o poszerzenie... Jesli nie
uda sie w tym kierunku pojs¢, to jest jeszcze inne
rozwigzanie, ktére ostatnio zaproponowalem:
zeby firma przemy$lala ewentualnie ogranicze-
nie populacji do populacji najbardziej istotnej
klinicznie, zeby to byto wedlug cen, jakich firma
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sobie zyczy, ale zeby chociaz czes¢ populacji juz
rozpoczela leczenie. Nie wiem, jak na dzien dzi-
siejszy wyglada sytuacja, czy firma co$ zapro-
ponuje. Oczywiscie, dla nas najwazniejsze jest,
zeby kupi¢ najlepiej wszystkie leki. I oczywiscie
wiemy tez, ze 4 lata firma ma pelne gwarancje
leczenia, poniewaz, jak wiemy, zaden lek nie jest
na tak zaawansowanym etapie badan klinicz-
nych, zeby mozna bylo wczesniej wnioskowaé
o refundacje. Oczywiscie, wiemy, ze jak jest kon-
kurencja, to wowczas ceny spadajg 5-krotnie,
rozne sg ceny. Tak ze najwazniejsze sg te 4 lata
teraz. I wlasciwie my jesteSmy chetni, zeby nie-
zwlocznie do tego doprowadzi¢. Sg jednak pro-
blemy. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo, Panie Ministrze, za te wy-
jaénienia.

Mam 3 zgloszenia: pani senator Gorgon-Ko-
mor, poézniej pan Wojciech Skorupa z Instytutu
Gruzlicy i Choréb Pluc w Warszawie i kolejna
osoba, pan prezes Pawel Sliwinski, Polskie To-
warzystwo Choréb Pluc. Ja bardzo prosze o takie
zwiezle wypowiedzi.

Prosze, pani senator Gorgoni-Komor.

SENATOR
AGNIESZKA GORGON-KOMOR

Dziekuje, Pani Przewodniczaca.

Ja mam tylko takie krodtkie pytanie, bo juz
wszystko zostalo powiedziane. Pan prof. Czech
powiedzial tez o lekach sierocych, ktore jednak
sq kierowane do waskiej grupy chorych z choro-
bami rzadkimi, dlatego koncernom farmaceu-
tycznym by¢ moze nie oplaca sie ich produkcja.
Ale niestety, choroby rzadkie sa. I, tak jak pani
mowila, jest to duzy odsetek, prawie 2 czy 3
miliony w Polsce. Tez na podstawie doniesien
medycznych z 2019 r. wiemy, ze tylko 5% osob
z chorobami rzadkimi otrzymalo prawidlowe le-
czenie. Chcialabym skierowac¢ pytanie do pana
ministra. Jak w zwiazku z utworzeniem Fundu-
szu Medycznego w pazdzierniku 2020 r. wzrést
odsetek chorych na choroby rzadkie, ktorzy
otrzymali prawidlowe leczenie, zgodne z reko-
mendacjami? Czy tych 5% to dalej jest 5%, czy to

juz jest np. 10%? I ile Srodkéw zostalo przezna-
czonych w tym czasie naleczenie wspomnianych
chordb? Ja nie moéwie tylko o mukowiscydozie,
lecz takze o chorobie syropu klonowego, choro-
bie Fabry’ego, mukopolisacharydozie — o takich
chorobach. Jezeli pan dysponuje takimi danymi,
to bardzo prosze. Dziekuje slicznie.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo, Pani Senator.
Pan Wojciech Skorupa, Instytut Gruzlicy
i Chorob Pluc.

ZASTEPCA DYREKTORA DS. LECZNICTWA
W INSTYTUCIE GRUZLICY | CHOROB PLUC
WOJCIECH SKORUPA

Dzien dobry.

Dziekuje bardzo za udzielenie glosu.

Powiem zwiegzle. Przede wszystkim ciesze sie,
ze nie zastanawiamy sie nad tym, czy te leki przy-
czynowe dla chorych na mukowiscydoze zapew-
ni¢, tylko jak to zrobic. Bo teraz widzimy, ze te leki
dziataja, jest tylko kwestia, w jaki sposob dojs¢ do
tego, zeby chorzy mieli zapewnione te leki.

Niemniej jednak chcialbym jeszcze poruszy¢
taka inng sprawe. Tu pan prof. Czech powiedzial
o takim innym sposobie refundowania lekow,
ktore nie stanowi nadmiernego obciazenia dla
funduszu. I tutaj takim przykladem w pewnym
sensie, jezeli chodzi o chorych na mukowiscy-
doze, jest tobramycyna w nebulizacji, ktéra jest
w programie lekowym. Ona w momencie, kiedy
wchodzita do programu lekowego, byta bardzo
droga. W tej chwili ona jest praktycznie w cenie
kolistyny, ktora jest refundowana. A program le-
kowy dla tobramycyny jest skonstruowany tak,
ze uniemozliwia nam réwnolegle, naprzemien-
ne stosowanie kolistyny i tobramycyny. I wpro-
wadzenie tej nowej Sciezki refundacji moze mo-
globy doprowadzi¢ do tego, zeby tobramycyna
wyszta z programu lekowego i byla dostepna
zgodnie z zasadami, tak jak to sie stosuje na
swiecie. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA

BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.
Pan prezes Pawet Sliwinski. Prosze.
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PREZES ZARZADU GLOWNEGO POLSKIEGO
TOWARZYSTWA CHOROB PLUC
PAWEL SLIWINSKI

Dzien dobry panstwu.

Pani Przewodniczaca! Panie Ministrze! Sza-
nowni Panstwo!

Wydaje mi sie, ze to posiedzenie komi-
sji jest poswiecone chorobom rzadkim. A je-
sli panstwo zwrodcg baczniejsza uwage na to,
0 czym mowimy, to okaze sie, ze nasza de-
bata zostala w zasadzie zdominowana przez
problem mukowiscydozy. Mnie na razie tutaj
jedno zdanie, ze tak powiem, sie bardzo po-
dobato: kto$ wspomnial, ze choroby rzadkie
sg oczywiscie rzadkie badz ultrarzadkie, ale
w sumie pacjentéow z tymi chorobami jest 2
do 3 milionéw w Polsce. I chciatbym zwrdécic¢
uwage, ze wszystkie dyskusje na temat chorob
rzadkich tocza sie wokdél mukowiscydozy albo
choréb metabolicznych, ktére dotycza wie-
ku dzieciecego. A ja chcialbym przypomniec,
jako przedstawiciel Towarzystwa Choréb Pluc,
ze sa takie choroby, ktére nazywamy choro-
bami §réodmiazszowymi pluc, ktore sg rzad-
kie. I samych chordb srédmigzszowych ptluc,
ktore dotycza oséb dorostych, jest ponad 200.
I chcialbym, zeby ta debata nie ogniskowala
sie tylko i wylacznie wokél mukowiscydozy,
tylko faktycznie dotyczyta wszystkich proble-
mow, wszystkich chorych z chorobami rzad-
kimi. Jedng z takich chordb jest samoistne
wldéknienie pluc, ktore szczesliwie doczekalo
sie terapii objetych programem lekowym. Ale
w tym programie lekowym prébowalismy,
jako towarzystwo, w tym roku troszke zmienic¢
zapisy, aby rozszerzy¢ pule chorych, ktérzy
speliaja kryteria do takiego leczenia, i, nie-
stety, nie spotkalo sie to z uznaniem komisji
kwalifikacyjnej. A dodam, Ze sg to leki o niebo
tansze niz np. te leki, o ktérych tutaj szeroko
mowimy, ktore sg stosowane czy sg planowane
do wdrozenia u chorych na mukowiscydoze.
Tak wiec bardzo goraco bym prosil, zeby spoj-
rze¢ szerzej na ten problem, a nie tylko przez
pryzmat mukowiscydozy, i to — odnosze takie
wrazenie — przez pryzmat mukowiscydozy
w wieku dzieciecym. Przypominam, ze coraz
wiecej chorych dozywa wieku dorostego. I te
osoby chorujgce na mukowiscydoze spotykajg
sie z zupelnie innymi problemami niz dzieci
z ta choroba. Dziekuje bardzo za uwage.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.

Ja tylko powiem, ze my dzisiaj rozmawia-
my o planie dla chordb rzadkich na przykladzie
mukowiscydozy, to prawda, ale jednak nasze
dzisiejsze posiedzenie komisji dotyczy planu
dla choroéb rzadkich. Tak wiec wszystkie uwagi
i wszystkie panstwa bardzo cenne wskazowki
jak najbardziej sg tutaj, na forum rozwazane. Po
to sie ta komisja dzisiaj spotkala.

Pani senator Alicja Chybicka.

SENATOR
ALICJA CHYBICKA

Pani Przewodniczaca! Panowie Ministrowie!
Szanowni Panstwo!

Ja mam pytanie do obu panéw ministrow,
bo nie wiem, kto mi odpowie. Troche tak w na-
wigzaniu — chociaz od poczatku mialam te mysl
— do tego, co ustyszeliSmy przed chwilg. Muko-
wiscydoza jest bardzo ladnie, powiedzialabym,
rozwigzana. Jest prawidlowa diagnostyka, le-
czenie. Sg klopoty z pewnymi jeszcze kosztow-
nymi lekami. Panie Ministrze, a wlasciwie Pa-
nowie Ministrowie, jakie inne choroby z chorob
rzadkich — wykluczajac onkohematologie dzie-
cieca, gdzie wszystkie choroby sg z grupy rzad-
kich i one sa dopracowane przez onkohemato-
logéw — ma pan na liscie, moze pan powiedziec,
ze jest wezeénie u dziecka postawione rozpo-
znanie... Mam na mys$li tutaj choroby rzadkie
wrodzone, bo one maja najwieksza szanse na
wyleczenie. Powiem, dlaczego pytam. Do nas
trafilo 3 braci z zespolem niedoboru odporno-
$ci wrodzonej, to jest taki HIV, takie AIDS, ale
wrodzone. I, zeby skroci¢, powiem, ze przezy-
lo dziecko zupelie bez objawdw, ktore mialo
zrobiony przeszczep przed trzecim miesig-
cem zycia. To, ktore miato kilka lat, juz mialo
zniszczone wszystkie narzady i to bardzo ciez-
ko. Najstarsze dziecko zginelo jeszcze w domu,
przed przeszczepem, a to kilkuletnie nie prze-
zylo przeszczepu. Zmierzam do tego, Ze... Bo
tutaj strasznie zdominowala te dyskusje, poza
tym momentem, ktérego nie styszatam, jak wy-
sztam, sprawa finansowania drogiego leczenia.
Rzeczywiscie, to sg bajonskie sumy, bo firmy,
zeby zrekompensowac liczbe chorych, daja...
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Produkcja tych lekow wcale tyle nie kosztuje,
tylko poniewaz odbiorcow jest malo, to one
kosztuja ciezkie miliony zlotych. Ale, Panie Mi-
nistrze, tak jakby clou sprawy byloby to, aby
w przypadku kazdej z tych chordb rzadkich
mie¢ zrobione to, co jest zrobione w przypadku
mukowiscydozy, czyli diagnostyka i miejsce tej
diagnostyki, o$rodek, ktéry takich chorych pro-
wadzi, przygotowany standard leczenia od A do
Z, czyli zaréwno leczenia przyczynowego, jesli
takowe jest... A coraz wiecej jest stosowanych
terapii genowych, w ramach ktérych mozna
poprawié¢ popsuty gen. I prosze mi wymienic,
jesli panowie ministrowie sg w stanie, liste
chorab, ktore w ten sposdb w Polsce przez diugi
okres... Bo to juz nie jest krotki czas, odkad sie-
gam pamiecia, w ministerstwie walkowalo sie
sprawy chorob rzadkich. No, a ja dzisiaj mia-
tam odczucie, ze ostala sie tylko mukowiscydo-
za. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.

I jeszcze do glosu zapisal sie pan Stanistaw
Mackowiak, ktory reprezentuje forum na rzecz
terapii chordb rzadkich. Prosze.

WICEPREZES ZARZADU KRAJOWEGO
FORUM NA RZECZ TERAPII CHOROB
RZADKICH ,ORPHAN”

STANISLAW MACKOWIAK

Dziekuje bardzo.

Pani Przewodniczaca! Panie Ministrze!

Dzisiejsza debata jest na temat narodowe-
go planu dla choréb rzadkich. I, tak jak pani
profesor powiedziala, duzo czasu poswiecili-
$my jednemu z elementow tego planu, a mia-
nowicie dostepnosci do lekow i dostepnosci do
terapii. Ale, tak jak panstwo wiecie, dostep do
lekéw na choroby rzadkie ma ok. 5% chorych
na te choroby, takie sg szacunki. 95% to sg
chorzy, ktérzy nie maja dostepu do takich le-
kéw, bo po prostu nie ma lekéw na te inne jed-
nostki chorobowe. I w narodowym planie dla
chordb rzadkich opisane sg dziatania w wielu
wymiarach, w zakresie medycznym — bo dzia-
lania socjalne i na polu nauki nie byly brane,

pod uwage, tylko te na polu medycznym — ale
tam jest mnostwo kwestii, ktore nalezatoby
zrealizowac. I tam sg zapisane jasne dzialania
i zadania dla poszczegélnych jednostek pan-
stwa, ktére powinny te dzialania realizowac.
Tam sg $rodki eksperckie, jest temat diagno-
styki, rejestrow, paszportu pacjenta, platfor-
my informatycznej. I te elementy nalezatoby
juz zaczyna¢ realizowac. I chcialbym do pana
ministra wystapi¢ z takim apelem. Czy w tym
momencie sa prowadzone w Ministerstwie
Zdrowia prace, w ramach ktérych by wyzna-
czono konkretne departamenty czy konkretne
osoby odpowiedzialne za realizacje tego planu
dla choréb rzadkich? Chcialbym wspomnieé
o tym, ze w tym dokumencie przyjetym przez
rzad jest wyznaczony harmonogram. I wiele
rzeczy, ktore powinny sie juz wydarzy¢, nie
wydarzyly sie. I mam nadzieje, ze przyspie-
szenie dotyczace realizacji tego planu, skoro
juz go mamy, nastgpi w najblizszym czasie.
I stad moja prosba i apel w tym zakresie. Bar-
dzo dziekuje.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.

Jajeszcze raz powtarzam, ze dzisiejsze posie-
dzenie komisji ma na celu ocene czy rozmowe na
temat planu chordéb rzadkich...

(Wiceprezes Zarzqdu Krajowego Forum na
rzecz Terapii Choréb Rzadkich ,,Orphan” Stani-
staw Mackowiak: Tak jest.)

..na przykladzie mukowiscydozy. Niemniej
jednak rozmawiamy oczywiscie o planie, o jego
przysztosci, o jego realizacji. Plan jest tylko pla-
nem. Aby on stal sie skutecznym narzedziem,
musi by¢ realizowany. Tak wiec nasze dzisiej-
sze posiedzenie ma na celu rozpoznanie tema-
tu, rozpoznanie, w jakim miejscu jestesmy. By¢
moze za rok spotkamy sie ponownie i dokonamy
konkretnej dalszej oceny tego, co przez ten czas
sie wydarzylo.

Czy jeszcze kto$ z panstwa? Prosze, 2 osoby,
tak?

(Wypowiedz poza mikrofonem)

3 osoby. Bardzo bym prosila o takie zwarte
wypowiedzi, dobrze?

Prosze bardzo. Prosze, po kolei.

Prosze sie przedstawic.
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PRZEDSTAWICIEL FUNDACJI POMOCY
RODZINOM | CHORYM

NA MUKOWISCYDOZE ,,MATIO”
PRZEMYSLAW MARSZALEK

Dzien dobry panstwu.

Przemystaw Marszalek. Ja jestem ojcem cho-
rego dziecka, a takze dzialam w fundacji ,Matio”
oraz w porozumieniu MukoKoalicja.

Pani Przewodniczaca! Panowie Ministrowie!

Dziekuje bardzo za mozliwos¢ zabrania glosu
iza udzial w tym spotkaniu. Dziekuje tez, ze mo-
wimy o planie dla chordb rzadkich na przyktadzie
mukowiscydozy. Ale to wlasnie ta dyskusja, ktora
sie pojawia, i te pytania, te watpliwosci, dlaczego
ciggle méwimy o mukowiscydozie, wlasnie nam
pokazuja, ze warto bylo takie spotkanie zrobic¢
i takim tematem sie zaja¢, poniewaz w przypad-
ku mukowiscydozy pewne rzeczy sg zrobione, ze
tak powiem, do przodu ilepiej, a inne rzeczy jesz-
cze nie. Niemniej jednak sg choroby, w przypad-
ku ktorych rzeczywiscie brakuje nawet tego, co
my mamy. Ale do konkretow.

Pragne podziekowaé¢ panu ministrowi Mil-
kowskiemu, poniewaz on jest ministrem, ktory
de facto przeprowadzil wielkg rewolucje od-
nos$nie do mukowiscydozy i 2 lata temu podjal
te decyzje, dzieki ktorej pierwsze leki staly sie
dostepne dla chorych. No, niestety w zwiazku
z mutacjami w mukowiscydozie to jest grupa tyl-
ko 4 0sdb, pozostale osoby nadal czekajg na swo-
ja szanse. Licze na to, i zebralem tutaj informa-
cje... My rdwniez zwrdcimy sie z silng presja do
firmy, aby odpowiedziata na te watpliwosci, aby
sie ustosunkowata. I chcemy tak naprawde, zeby
zmusi¢ ja do tego, aby ta refundacja sie odbyla.
Poniewaz, prosze panstwa, na chwile obecng —
ja mam corke 10-letnig — decyzja, co dalej zro-
bi¢, jest nastepujaca: albo wyjezdzamy z naszego
kraju, wyjezdzamy do Niemiec, na Slowacje, na
Wegry albo do Czech, gdzie te leki sg refundowa-
ne... I kilkadziesiat, o ile nie kilka setek rodzin
z Polski juz wyjechalo, zeby otrzymac leczenie.
Albo druga mozliwoscia, drugim, co rodzina
moze zrobi¢, jest zebranie w internecie. Jest
kilkadziesigt zbiorek, ktore sa otwarte w sieci,
iludzie zbieraja po tym 1 milionie z}. Wiele osdb
juz zebralo na pierwsze dawki i te leki przyjmu-
je. I wyniki sg rewelacyjne, osoby, ktére mialy
kwalifikacje do przeszczepu, z 15-procentows
pojemnoscig pluc, wrdcily po 2 miesigcach do
pracy. Tak wiec wyniki sg rewolucyjne.

Tutaj mowiliSmy o tym, ze Polacy potrafig
negocjowac. I licze na to, ze ten 1 miliard zt to
jest tylko punkt wyjscia i de facto suma wyjscio-
wa bedzie na pewno duzo nizsza. I na pewno
firma bedzie musiala pod presjg srodowisk pa-
cjenckich zejsc z tej ceny.

Tak wiec ja bardzo dziekuje za to, ze mogli-
$my sie tutaj spotkac, bardzo dziekuje za to, ze...
Ja 10 lat temu, gdy moja corka przychodzita na
$wiat, nie mialem zadnej nadziei. Pani doktor,
prof. Sands stawiala te diagnoze i méwila, zeby
wzigé sie w garsc i dzialac jak robot, poniewaz
kiedys nadejda leki przyczynowe, nadejdzie
rewolucja. Ta rewolucja juz jest, brakuje nam
malego kroku, matego kroku do tego, zeby ta
rewolucja u nas nastgpila, zeby$Smy dolgczyli
do innych krajow w Europie, w ktérych dostep
do tych lekéw jest. I tego sobie i wszystkim tutaj
obecnym na sali zycze. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Mam nadzieje, ze to posiedzenie, to spotka-
nie jest tez jednym z takich krokéw wiasnie do
przyblizenia panstwa... i rzeczywiscie wspodlne-
go dzialania. Ja bardzo wierze w sile organizacji
pacjenckich, bardzo czesto pracuje i spotykam
sie z organizacjami, nie wstydze sie tego powie-
dzie¢, wystuchuje tych wszystkich tematow, kto-
re pacjenci znaja po prostu, ze tak sie wyraze,
sami na sobie, przezywajg to wszystko. I dlatego
to jest wszystko takie bardzo, bardzo wiarygod-
ne i wazne. Dlatego mam nadzieje, ze... Wiasnie
dzisiejsze spotkanie ma m.in. tez to na celu,
zeby powiedzie¢ o problemie, pokazaé, gdzie jest
problem. Ja rozumiem réwniez pana ministra.
No, staramy sie tutaj wystuchiwa¢ wszystkich
argumentow za i przeciw, wywazy¢ te kwestie.
No, ale jednak zadaniem takze Komisji Zdrowia
jest parcie do przodu i rozwiazywanie pewnych
kwestii.

Pan sie jeszcze zglaszal. Prosze bardzo.

PRZEWODNICZACY
STOWARZYSZENIA NBIA POLSKA
MACIE) CWYL

Dziekuje, Pani Przewodniczaca.
Ja tak w nawigzaniu do pani stow...
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(Przewodniczaca Beata Matecka-Libera: Pro-
sze sie przedstawic.)

Maciej Cwyl, stowarzyszenie NBIA Polska, sto-
warzyszenie pacjentow z neurodegeneracja zwia-
zang z akumulacja zelaza w modzgu. Jestem tez oj-
cem corki, ktéra miata postawiong diagnoze 5 lat
temu, w wieku g lat, i dawano jej 3 lata do ciezkiej
niepelnosprawnoéci i $mierci. W tej chwili, po 5
latach, jeszcze do korica nie wie o swojej chorobie,
funkcjonuje w miare normalnie, silg kilkorga...
wlasciwie 2 pan profesor, ktére w tej chwili nas
stuchaja, i sila stowarzyszenia. Nawiazuje do tych
stéw, ktdore pani przewodniczaca powiedziala, ze
kupiliémy prawie wszystko, a wciaz nie mamy
nic. Bo mamy sporo agencji, mamy sporo insty-
tucji, a wszystkie te badania, ktére robilismy, ro-
bilismy sitg stowarzyszenia, wysytaliémy komor-
ki do Monachium, gdzie byly robione fibroblasty
i badania nad tg choroba. Zbieramy pacjentow.
Jak sie okazuje, teraz w Polsce mamy populacje,
ktéra stanowi mniej wiecej 50% populacji $wia-
towej. Mamy polskie podstawowe geny, ktére za
wspomniang chorobe odpowiadajg. I mamy w tej
chwili program terapii eksperymentalnej oparty
na krotkotancuchowych kwasach tluszczowych,
prowadzony w Instytucie Psychiatrii i Neurologii
w Warszawie — prof. Marta Skowronska przystu-
chuje sie rozmowie — i w Lublinie, w szpitalu uni-
wersyteckim, tam zajmuje sie¢ tym prof. Magda
Chroscinska-Krawczyk. I tutaj zapytuje o dostep,
faktyczny dostep do terapii, nie lekow, ale tera-
pii, powiazanych z ocena kliniczna, badaniami
klinicznymi i badaniami podstawowymi. W tej
chwili zlozylismy kolejny wniosek, wspdlnie z in-
stytutem im. Nenckiego Polskiej Akademii Nauk
w Warszawie, z Instytutem Psychiatrii i Neuro-
logii w Warszawie, drugi wniosek zlozyli prof.
Magda Chroscinska i prof. Wegrzyn z Gdanska,
a wszystkie wczesniejsze wnioski o wprowadze-
nie terapii nie zostaly przez Agencje Badan Me-
dycznych przyjete. I nasze interpelacje tez nie zo-
staly przyjete. I tutaj tez nieprawda, ze to wymaga
nie wiadomo jakich srodkéw, bo to byly wnioski
na poziomie 1 miliona 400 tysiecy zt na wpro-
wadzenie tego leczenia dla dzieci, dla pacjentéw.
Dziekuje.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje. Bardzo wazny glos.

Jeszcze pan, pani... Ale bedziemy naprawde
zmierzac do konica, dlatego ze mamy sale do go-
dziny 15.00, a chciatabym, zebysmy jeszcze zo-
baczyli film, ktory pani tutaj... Tak wiec prosze
krotkie wypowiedzi.

Prosze bardzo.

(Konsultant Krajowy w Dziedzinie Chordob
Pluc Halina Batura-Gabryel: Halina Batura-Ga-
bryel, konsultant krajowy w dziedzinie...)

Przepraszam, ja pani za chwilke udziele glo-
su, dobrze? Za chwile pani udziele.

(Konsultant Krajowy w Dziedzinie Chordb
Pluc Halina Batura-Gabryel: Dobrze, dobrze.)

PRZEDSTAWICIELKA RUCHU
,2000 POWODOW?”
MALGORZATA tABUS

Malgorzata Labus. Jareprezentuje ruch ,,2000
Powoddw”. Jest to nieformalna organizacja, ktéra
zrzesza rodzicow dzieci chorych na mukowiscy-
doze oraz chorych dorostych. Prywatnie jestem
lekarzem. Mam rowniez 14-letnig cérke, Wande,
z ktorg przez tyle lat mierzyty$my sie z choroba,
ktoéra miata mie¢ swéj koniec. Z uwagi na to, ze
stan Wandy bardzo sie pogorszyl, musialysmy,
tak jak tutaj kolega wspomnial, zaczaé zebrac¢
w internecie. Wanda jest jednym z tych dzieci,
ktore mialy szczescie skosztowac tych lekow,
o ktorych byta mowa. Zmiana w jej funkcjono-
waniu jest diametralna, z dziecka zahukanego,
zamknietego w domu, paletajacego sie tylko po
szpitalnych oddziatach stala sie pelnowarto$cio-
wa nastolatka. Ona sie jeszcze uczy tego nowego
zycia. Bo to tez nie jest, prosze panstwa, takie
proste. I trudno mi wyobrazi¢ sobie, ze mam jej
powiedzie¢, ze pieniedzy, funduszy ze zbiorki
zabraknie. Trudno mi sobie wyobrazi¢ te roz-
mowe z nia. Tak wiec goraco, serdecznie, bardzo
prosze was wszystkich tutaj, niezaleznie od bar-
wy politycznej, o to, zeby wspdlnie, wspdlnymi
sitami pozytywnie zakonczy¢ sprawe refunda-
cji, zeby ona stala sie faktem.

Chcialabym jeszcze nadmieni¢, ze zgodnie
z art. 68 polskiej konstytucji kazdy obywatel na-
szego kraju ma prawo do ochrony zdrowia. Oby-
watelom, niezaleznie od ich sytuacji material-
nej, wladze publiczne zapewniaja réwny dostep
do swiadczen opieki zdrowotnej finansowanej
ze $rodkow publicznych. Wladze publiczne sg
obowigzane do zapewnienia szczegélnej opieki
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zdrowotnej dzieciom, kobietom ciezarnym, oso-
bom niepelnosprawnym i osobom w podeszlym
wieku. Bardzo chcemy, by prawa chorych byly
realizowane zgodnie z tym zapisem. Tym bar-
dziej ze akurat w przypadku choroby, o ktdrej tu
mowa, mamy leki, ktore ja odwracaja i pozwa-
laja chorym funkcjonowaé w spoleczenstwie
normalnie, tak jak funkcjonujg inni ludzie. Mam
nadzieje, ze to sie uda.

Chcialabym jeszcze nadmieni¢, ze bardzo
istotne jest to, zeby te decyzje byty podjete jak
najszybciej. Nasze dzieci generalnie nie moga
czekac, niektéore naprawde nie mogg czekac.
I szybka decyzja wigzalaby sie rowniez z tym,
ze zmniejszymy liczbe zaostrzen wsrod tych
pacjentow, zmniejszymy liczbe hospitalizacji
i antybiotykoterapii, ale rdwniez przeszcze-
pow pluc, ktore gdzies tam cigzg nad kazdym
pacjentem. Jest to ogromne obcigzenie finan-
sowe, dla panstwa rowniez. I musimy pamie-
tac, ze w kolejce do przeszczepow sa nie tylko
dzieci z mukowiscydoza, lecz takze coraz wie-
cej pacjentow po COVID-19. Tak wiec tutaj da-
nie nam szansy daje szanse na zycie rowniez
im. Bede wdzieczna za to wszystko i za pozy-
tywny koniec.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje pani.

Tak, to sg wlasnie te emocje. Bo tu moéwi-
my o pienigdzach, o potrzebach, o wyzwaniach,
a pani tutaj méwi o zyciu i o konkretnym przy-
padku. Tak wiec rzeczywiscie doskonale rozu-
miem pani sytuacje, to, w jakiej sytuacji znaj-
duje sie pani dziecko. I dla mnie osobiscie te
wszystkie zbidrki, ktére sg w internecie, no, sg
ciemna strong naszego systemu, one nie po-
winny sie zdarza¢, powinnismy jednak miec
pienigdze i mie¢ mozliwos¢ finansowania tych
wszystkich dzialan, ktorych potrzebe tutaj wi-
dzimy i ktore dajg szanse przede wszystkim na
dalsze zycie, w miare komfortowe. I rzeczywi-
Scie, te leki przyczynowe daja te szanse i gwa-
rancje.

Mam na liscie jeszcze 2 osoby i na tym bedzie
koniec. Pan... I jeszcze sa 2 osoby zdalnie. Moze
jeszcze narazie panu oddam glos, a pdzniej 2 pa-
nie zdalnie i bede zamykata dyskusje.

Prosze bardzo. Prosze sie przedstawic.

PRZEDSTAWICIEL FUNDAC)I
,ODDECH ZYCIA”
ANDRZE) OPOLSKI

Witam serdecznie. Nazywam sie ks. Andrzej
Opolski. Jestem prawostawnym kaplanem, jedy-
nym w Polsce, ktéry ma dziecko chore na mu-
kowiscydoze. Wiekszo$¢ z tego grona zna mnie
bardzo dobrze. Reprezentuje dzisiaj Fundacje
,0ddech Zycia”.

Bardzo duzo zostalo powiedziane. Tylko je-
den prelegent dzi§ powiedzial bardzo wazng
rzecz, ktorg niby wszyscy wiemy, a ktora ucieka.
Tak jak tu pan profesor powiedzial, to jest czas.
Nie mamy tego czasu. Absolutnie tego czasu nie
mamy. Wiemy dobrze, ze chociaz jestesmy zdro-
wi, to jutro mozemy sie przewrocic i kazdemu
z nas jutro mogg kopac gréb.

To wszystko, te rozwigzania, ktore do dzisiaj
sie pojawily, sg genialne. Bo kiedy moja Zuzia
przysztana $wiat 14 lat temu, to, tak jak Przemek
powiedzial, nie bylo absolutnie zadnej nadziei.
Nam w klinice, w Bialymstoku powiedziano,
w przenosni: jedzcie do domu, kupcie trumne
i czekajcie na to, na co czekacie. Ksiadz sobie
sam pochowa corke. Dostownie. Ja w pewnym
momencie patrzylem w strone cmentarza... Ale
przyjechalismy do Warszawy, do centrum zdro-
wia, gdzie spotkalismy pieknych, madrych lu-
dzi. Pdzniej bylismy w Rabce, trafiliSmy na kon-
cu pod skrzydta pani prof. Sands, tutaj obecnej.
Absolutnie, na podstawie swojej praktyki moge
potwierdzi¢ i powiedziec, ze jest to najlepsza kli-
nika w Polsce, o najwiekszym zasiegu i jakosci
w ogole. Caly zespot wielodyscyplinarny itd. Ale
o tym juz byto dzisiaj méwione.

Czyli czas. Moja Zuzia ma 14 lat. W skali me-
diany wieku o0sdb chorych na mukowiscydoze
w Polsce to jest pot zycia. Albo ponad. I mamy
naprzeciwko siebie 2 przeciwnikow: mamy
mukowiscydoze, ktéra jest krok przed nami,
i mamy, nie wstydze sie tego powiedzie¢, bardzo
oportunistyczng firme, polski oddzial produ-
centa. Niestety, jest to — ja mowie na podstawie
swego do$wiadczenia, wielu rozméw, na wielu
plaszczyznach — firma bardzo oportunistyczna.
I ja upatruje w tej kwestii tylko pomocy Boskiej
i dzialania ministerstwa. Ja wiem i wierze, i mo-
dle sie codziennie... Pan minister o tym wie, i ja
wiem, ze pan minister jest w stanie tego doko-
nac. I nalezy, w moim mniemaniu, zacza¢ inny
taniec z tymi panstwem, dlatego ze pomimo

g grudnia 2021 r.



19

Posiedzenie Komisji Zdrowia (71.)

dobra, jakie maja, czyli leku przyczynowego,
ktory zmienil wszystko w zyciu naszej Zuzi,
bo dzisiaj, gdyby nie zostalo... Zuzia jest dziec-
kiem, ktére najdluzej w Polsce bierze ten lek,
dzieckiem, ktére najwczesniej zaczelo go brac.
Pani profesor zna stan kliniczny Zuzi. Do dnia
dzisiejszego na pewno byliby$émy w duzo, duzo
gorszym stanie. Dzisiaj nie mamy czasu. Ja mo-
wie o sobie, o mukowiscydozie, ale rowniez o in-
nych przypadkach innych chordb rzadkich. Dzi-
siaj — wroce do mukowiscydozy — ogladam film
mamy, ktéra ma 28 lat, nie pamietam, jak sie
nazywa, urodzila dziecko, ono ma kilka lat i ona
mowi, ze chce zy¢, nie dla siebie, dla dziecka
chce zy¢. I dzisiaj my mamy to na wyciagniecie
reki, mamy genialny produkt, ktoéry sie nazywa
Fundusz Medyczny, mamy cudownych ludzi...
Wtedy, gdy sie Zuzia urodzila, nie byto z kim
rozmawiac, to jest moje zdanie, nie byto z kim
rozmawiac. Kiedy szedlem do ministerstwa na
rozmowy, to sie¢ we mnie pojawialy takie mysli:
Boze, ale jak tu rozmawia¢ z tym czlowiekiem,
z tym ministrem czy z tym jakim$ urzednikiem?
A dzisiaj po drugiej stronie stolu siedzi minister,
ktory absolutnie jest partnerem. Byliémy na po-
siedzeniu komisji Sejmu kilka miesiecy temu,
cieplo nas objela pani poset Dziuk czy inni,
moge wymieni¢ z nazwiska wielu ludzi. I dzi-
siaj mamy 2 przeciwnikow. Nawet nie system.
Mamy przeciwnika w postaci choroby, a drugim
przeciwnikiem jest oportunistyczna firma, ktd-
ra nalezy absolutnie ztama¢. I narzedzia do tego
sg po waszej stronie. My oczywiscie uczynimy
absolutnie wszystko, poniewaz polityka firmy
jest... Dobrze, ona ratuje zycie i zdrowie, ale po-
lityka firmy to jest przede wszystkim niestety...
Wiadomo, o co chodzi. Jak nie wiadomo, o co
chodzi, to chodzi o pienigdze.

0Od walki z pierwszym przeciwnikiem sg le-
karze, sg kliniki, sg wszystkie o$rodki, mozna
by duzo na ten temat mowic. Ale wlaénie zazna-
czono, ze nie mamy tyle czasu. Tak wiec podkre-
slam ten czas, czas zycia i czas, jaki mamy na
walke. I dzisiaj, jezeli my styszymy, ze odwleka
sie ta refundacja, to... Mili Panistwo, do marca,
do kwietnia, czy do kiedy$ umrze iles 0séb cho-
rych na mukowiscydoze. Za chwile to zobaczy-
my. Umrze ile$ os6b chorych na mukowiscydo-
ze.

Ja moéglbym moéwié jeszcze naprawde wiele
godzin, mam taki dar i tez zawodowo to robie.
Tak wiec naprawde niski uklon méj, rodzica,

kaptana i czlowieka dla pracy lekarzy, dla pracy
ministerstwa, szczegolnie dla pracy pana mini-
stra Milkowskiego. Dlatego ze absolutnie, tak jak
pan Przemek powiedzial, zaden inny wczesniej
nie dokonat tyle i nie wprowadzit tylu refundacji
co pan minister Milkowski. I dlatego... Czas, Mili
Panstwo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.

Zdalnie prosila o glos pani Janiszewska-Kaj-
ka z Ministerstwa Zdrowia.

Prosze.

ZASTEPCA DYREKTORA
DEPARTAMENTU LECZNICTWA

W MINISTERSTWIE ZDROWIA
DOMINIKA JANISZEWSKA-KAJKA

Dzien dobry panstwu.

Szanowni Panistwo, ja chciatabym sie odnies¢
tutaj do panstwa stwierdzen i apelu pana pre-
zesa o szybsza realizacje planu dla chordb rzad-
kich, ktory to przypadnie nam w udziale proce-
dowac. Powiem panstwu tak: plan rzeczywiscie
zostal zaprojektowany w ten sposab, zeby utozy¢
opieke nad pacjentem na przestrzeni tych 2 naj-
blizszych lat, poniewaz mamy juz koniec 2021 r.
I plan rzeczywiscie ma charakter bardzo opera-
cyjny. Pewne rzeczy juz sie zadzialy, dzieki panu
ministrowi zmienione zostalo rozporzadzenie
w sprawie priorytetéw, choroby rzadkie zosta-
ly uznane za priorytet pana ministra. To jest
pierwsza kwestia. JesteSmy w trakcie powoty-
wania 3 zespoldw, ktére bedg skladaly sie gtow-
nie z ekspertdw, ktorzy opracowywali plan dla
chordb rzadkich, i to te osoby beda uczestniczy-
ty w okreslaniu regulacji dotyczacych wiasnie
tych kluczowych 6 obszardow, o ktérych réwniez
pan minister wspominal. RozpoczeliSmy réw-
niez prace z Centrum e-Zdrowia odnoszgce sie
do dzialania dotyczgcego powolania rejestru
chordb rzadkich, ktéry by wilasnie identyfiko-
wal wszystkie te choroby, ktore sg powszechnie
uznane za choroby rzadkie. To jest zadanie bar-
dzo trudne, pod wzgledem infrastrukturalnym,
ale rowniez pod wzgledem pewnych zalozen.
I te zadania zostaly juz zainicjowane 2 miesiace
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temu. RozpoczeliSmy réwniez prace nad doda-
niem do wykazu $wiadczen gwarantowanych
nowych procedur diagnostycznych, o ktore sro-
dowisko postulowalo.

(Zaktocenia w trakcie wypowiedzi)

..wspdlpracujemy, wspoélnie z konsultantem
krajowym do spraw genetyki, ktory rowniez byt
czlonkiem zespotu do spraw chordb rzadkich,
aby jak najszybciej te nowoczesne badania dia-
gnostyczne znalazly sie w koszyku $wiadczen.
Przed nami rowniez decyzje dotyczace taryfika-
cji tych $wiadczen, bo, jak wiemy, to sg badania
bardzo kosztochlonne. To tez jest na dalszym
etapie realizacji planu.

I tak podsumowujac, bo wiem, ze jest malo
czasu: 38 zadan jest podzielonych na poszczegdl-
ne poddzialania. I tutaj sg przypisane jednostki,
na czele z Ministerstwem Zdrowia. Jednostki
podlegte, ktére wspdtpracujg z nami, sg przypi-
sane do realizacji poszczegdlnych zadan. Tak ze
plan zostal rozlozony na w sumie 2 lata i 3 mie-
sigce, czyli krocej, niz zakladalismy. Bo zaklada-
liSmy jednak przynajmniej 2,5 roku na realiza-
cje tych zadan. Ale jeszcze, jak mysle, wychodzac
tutaj naprzeciw zadaniom, gléwnie srodowiska
pacjentdw, niebawem przyspieszymy prace do-
tyczace paszportu i platformy. A sg juz takie pla-
ny, aby po 2023 r. dziatania nie dotyczyty tylko
i wylacznie $wiadczen, czy to diagnostycznych,
czy tej $ciezki klinicznej pacjenta, ale bedzie-
my starali sie zaopiekowac¢ pacjentem réwniez
w kontekscie jego spolecznej obecnosci, obecno-
$ci i funkcjonowania pacjenta, ktory jest pacjen-
tem pracujacym, uczacym sie. Myslimy réwniez
o rodzinie takiego pacjenta. Mysle, ze pewnym
rozwiagzaniem, dobrym rozwiazaniem bedzie
tutaj wlasnie platforma, ktora bedzie dla takiej
spoteczno$ci miejscem wymiany informacji,
miedzynarodowej informacji, identyfikowania,
liczenia sie pacjentdw, ktorzy sie mierzg z tymi
chorobami. I, jak mysle, jak na razie realizacja
tego planu przebiega bez wiekszych zakldocen.
MieliSmy pewien problem, ktéry byt spowodo-
wany opéznieniem publikacji tego planu, ale
z uwagi na obszerno$¢ tego dokumentu, nieste-
ty, publikacja samej uchwaly zajeta troszke cza-
su Rzadowemu Centrum Legislacji. Niemniej
jednak bardzo sie cieszymy, ze to idzie w su-
mie zgodnie z harmonogramem. I czekamy tez
na pewne rozwigzania i decyzje pana ministra
odnosnie do zakwalifikowania o$rodkow eks-
perckich. Bo to tez jest jeden z najistotniejszych

czynnikow tego naszego narodowego planu dla
chordb rzadkich. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.
I ostatnia osoba w dyskusji, pani Halina Ba-
tura-Gabryel. Prosze sie przedstawic.

KONSULTANT KRAJOWY
W DZIEDZINIE CHOROB PLUC
HALINA BATURA-GABRYEL

Dzien dobry panstwu.

Jestem konsultantem krajowym w dziedzinie
chorob ptuc i cheiatabym, aby$my nie zapominali
przy tych wszystkich dzialaniach... Tu, w ramach
tej wielkiej dyskusji troszke mato bylo informacji
i dyskusji na temat dorostych chorych z mukowi-
scydoza. Jest to wielki problem, bo o ile o$rodki
dla dzieci sa, jest ich duzo i sg dobrze zorganizo-
wane, o tyle os§rodkéw dla oséb dorostych jest za
mato. I wtedy narasta problem mukowiscydozy,
po ukonczeniu przez dzieci osiemnastego roku
zycia. Tak ze ja bym tak bardzo prosila, zeby
wiekszg uwage zwrdci¢ na osoby doroste, czyli
te dzieci, ktore dorosty, dozyly, dzieki staraniom
pediatréw, wieku dorostego. Zebyémy tez o tych
dzieciach pamietali. Dziekuje bardzo.

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Dziekuje bardzo.

Szanowni Panstwo, po tej dyskusiji chce jasno
powiedzie¢, ze stanowisko nasze, Komisji Zdro-
wia, bedzie takie oto, ze, po pierwsze, bedziemy
bardzo wnikliwie przygladac¢ sie realizacji tego
planu. Pani reprezentujaca Ministerstwo Zdro-
wia mdwila, ze on przebiega bez zakldcen, ze za-
czyna nabierac¢ tempa. I oby tak bylo. Bedziemy
pewnie sukcesywnie pyta¢ pana ministra o re-
alizacje poszczegdlnych etapdw.

Po drugie, kwestia dotyczaca takze organiza-
cji... To, co padlo na koncu: ze rzeczywiscie sku-
pilismy sie tutaj gtéwnie na dzieciach, a problem
dotyczacy organizacji opieki dla pacjentéw doro-
stych rowniez jest wyzwaniem. I jestem przeko-
nana, mam nadzieje, ze tak jest, ze ten plan dla
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chordb rzadkich bedzie swoim zasiegiem obej-
mowat takze wspomniang grupe.

Po trzecie... Jasne, ja bardzo rozumiem te
wszystkie panstwa emocje, sama tez jestem le-
karzem i mysle, ze po to wlasnie robimy tego
typu posiedzenia informacyjne, gdzie dysku-
tujemy o réznych kwestiach, aby lgczyc¢ sity.
Wiemy, ze tego czasu rzeczywiscie z panstwa
punktu widzenia nie ma. Z drugiej strony, jak
rozumiem, pan minister stangl przed Sciana.
Jest kwestia popychania sprawy do przodu jak
najszybciej. Jednym z takich elementéw, o kto-
rych jeszcze nie mowilismy, sa media. To takze
jest duza sila nacisku. I mam nadzieje — a wiem,
ze dzisiaj rowniez media sg z nami — ze bedzie-
my wspolnie podejmowac ten wysilek, aby roz-
wigzywac¢ kwestie nie tylko organizacyjne, lecz
takze refundacyjne, o ktérych tutaj méwilismy.

Na zakoniczenie prosze o ten film, ktory pani
chciata nam przedstawic.

I bardzo dziekuje panstwu za obecnos¢, za
wszystkie uwagi, takze panu ministrowi za
przedstawienie tego planu, za szczere wypowie-
dzi, w ktérych pan powiedzial, jak wyglada kwe-
stia refundacji i rozmoéw z firma.

Jutro jest kolejne posiedzenie Komisji Zdro-
wia, gdzie bedziemy moéwi¢ na temat realizacji
Funduszu Medycznego. Mysle, ze m.in. dzisiej-
szy temat, czyli kwestia refundacji tych innowa-
cyjnych lekéw, po raz kolejny wyplynie, tym bar-
dziej ze za Fundusz Medyczny odpowiada inny
minister. Bedzie on jutro opowiadal o realizacji
tego funduszu. Tak wiec zachecam panstwa do
$ledzenia takze tego wydarzenia w dniu jutrzej-
SZym.

Bardzo wszystkim panstwu dziekuje za obec-
nose.

Prosze bardzo.

(Projekcja filmu)

PRZEWODNICZACA
BEATA MALECKA-LIBERA

Po tym filmie, jak mysle, kazde stowo jest
zbedne.

Bardzo dziekuje panstwu za przyjazd, za
przedstawienie tych wszystkich kwestii. Bardzo
dziekuje.

Zamykam posiedzenie komisji.

(Koniec posiedzenia o godzinie 14 minut 53)



Kancelaria Senatu

Opracowanie:

Biuro Prac Senackich, Dzial Stenograméw

Druk i tamanie:

Centrum Informacyjne Senatu, Dzial Wydawniczy



