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Fundacja Mukobohaterowie
ul. Mariana Seredynskiego 18/3
80-753 Gdansk

e-mail: fundacja@mukobohaterowie.org

Sz. P. lzabela Leszczyna
Minister Zdrowia

ul. Miodowa 15

00-952 Warszawa

Gratulacje i deklaracja checi wspolpracy i wsparcia

Szanowna Pani Minister,

przekazujemy szczere gratulacje z racji powotania Panig na urzad Ministra Zdrowia. Reprezentujemy
organizacje, ktora zajmuje si¢ wsparciem osob chorych na mukowiscydoze, czyli najczestsza z rzadkich

chordb (okoto 2000 polskich pacjentow).

W zwiazku ze sprawowaniem przez Panig urzedu, wigzemy nadziej¢ na kontynuacje zmian, ktdre
przyczyniajg si¢ do poprawy sytuacji pacjentow chorujacych na rzadkie schorzenia. Wiemy, ze Pani
Minister ma bogate do$§wiadczenie zwigzane z zarzadzaniem finansami i nie stronita w swojej
dotychczasowej pracy Posta na Sejm Rzeczypospolitej Polskiej od kwestii zdrowotnych m.in.
podejmujac interpelacje w sprawie Funduszu Medycznego, utworzenia stanowiska konsultanta

krajowego w dziedzinie chordb rzadkich, czy dostgpnosci konkretnych §wiadczen zdrowotnych.

Zyczymy Pani Minister, aby stala sic pierwszym decydentem, ktéry doprowadzi do zmian

oczekiwanych od lat przez spoteczno$¢ przewlekle chorych, jak np. poprawy dostepu do
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antybiotykoterapii dozylnej w warunkach domowych. Kryzys w pielegniarstwie, bedacy jedng z
najtrudniejszych sytuacji do rozwigzania w obecnym systemie ochrony zdrowia, z pewnos$cia sprzyja
szukaniu rozwigzan, ktore odciaza personel medyczny. Decyzje pozwalajace na wykonywanie zabiegu
przez osobe przeszkolong np. opickuna pacjenta, sa $wiatowym standardem leczenia chorych na
mukowiscydoze. Wedlug oszacowan generuja oszczednosci, ktore pozwolitoby na przeznaczenie tych
srodkéow publicznych na inne wydatki. Podnosilismy ten temat w dyskusji z Owczesnym

podsekretarzem stanu w Ministerstwie Zdrowia, Maciejem Mitkowskim.

Choroby rzadkie to takze specyficzne rozwigzania dotyczace produktow leczniczych. W ocenie lekow
sierocych pomoglaby realizacja zatozen Planu dla Choréb Rzadkich. Doceniamy dziatania
przedstawicieli resortu zdrowia zmierzajace do wdrozenia potrzebnych zmian w ramach Duzej
Nowelizacji Ustawy Refundacyjnej. Martwi nas jednak to, ze nie realizuje ona pierwotnie ustalonego
harmonogramu dla wspomnianego planu. Cel okreslony jako ,,Przyjecie definicji choréb rzadkich i
definicji lekow przeznaczonych do terapii im dedykowanych” miat by¢ zrealizowany do 31 grudnia
2022 r. Takze zadania nazwane ,,Analiza w kierunku wprowadzenia wielokryterialnej analizy
decyzyjnej (MCDA) do formalnej oceny HTA lekéw w chorobach rzadkich”, ,,Okreslenie i
wprowadzenie do ustawy o refundacji wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia
skorygowanego o jakos¢ dla lekéw zarejestrowanych do stosowania w chorobach rzadkich.” oraz
»Opracowanie procedury rozszerzenia refundacji leku o dodatkowe pozarejestracyjne wskazanie
»choroba rzadka«” mialy by¢ zrealizowane do 30 czerwca 2023 r., a okreslonym sposobem ich
wykonania miata by¢ nowelizacja ustawy o refundacji. Wyczekujemy ustalenia nowego harmonogramu
Planu dla Chordb Rzadkich przez Rade Ministrow. Wierzymy, ze wazne zmiany dla polskich pacjentéw

beda konsekwentnie realizowane.

Jako organizacja pacjencka ufamy, ze mimo wyzej wymienionych brakéw, wszyscy chorzy na
mukowiscydoze, ktorzy moga odnies¢ korzy$¢ zdrowotna, uzyskaja refundacj¢ na bardzo drogie leki
sieroce. Decyzja o ich refundacji od 1 marca 2022 roku dla czgsci chorych to wielki sukces Polski.
Minister Maciej Milkowski, ktéry byl odpowiedzialny za polityke lekowa, podczas oglaszania
przetomowych decyzji informowal opini¢ publiczng o tym, jak trudne byly negocjacje lekow
kosztujacych komercyjnie nawet milion ztotych rocznie (a trzeba je przyjmowac do konca zycia). Mimo
pozytywnych do$wiadczen z poczatku ubiegtego roku, z bardzo duzym zaniepokojeniem spogladamy
na mozliwo$¢ refundacji terapii sierocymi produktami leczniczymi Kaftrio i Kalydeco dla nowych grup
odbiorcow. Komisja Europejska w kolejnych decyzjach (z 28 kwietnia 2021 roku, 11 stycznia 2022

roku oraz ostatnio takze 23 listopada 2023 roku), po stwierdzeniu przez EMA bezpieczenstwa i
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skutecznosci terapii dla kolejnych chorych, zarejestrowala nowe wskazania. Wprowadzenie leczenia
dla kolejnych polskich pacjentow wymaga rozpatrzenia nowego wniosku refundacyjnego. Ten zostat
ztozony przez firmg Vertex Pharmaceuticals (Poland) Sp. z o.0. 31 maja 2022 roku, ale po
dhugotrwatych negocjacjach podmiot wycofat go. Chwilg po ztozeniu wniosku o umorzenie postgpowan
przez firme¢ farmaceutyczng (zadanie podmiotu odpowiedzialnego uwzglgdnione w dniu 26
pazdziernika 2023 roku) zostal ogloszony Komunikat Ministra Zdrowia w sprawie produktow
leczniczych niepodlegajacych finansowaniu w ramach procedury ratunkowego dostepu do technologii
lekowych z 10 listopada 2023 roku (znak pisma PLD.4731.5.2023.AK). Wspomniane leki znalazly si¢
na liscie lekow wykluczonych z finansowania. W naszej ocenie w tej sprawie doszlo do
nadinterpretacji art. 47f ust. 3 pkt. 3. Ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkdéw publicznych oraz innych uchybien. To stanowi wielka
krzywde dla osob, dla ktérych polski ustawodawca przewidzial leczenie w ramach Funduszu
Medycznego. Pani Minister doskonale wie, ze powstat on, aby ratowa¢ zycie i zdrowie ciezko chorych
pacjentdw. Standardowa refundacja dotyczy okoto 1000 pacjentow. Z ratunkowego dostepu do
technologii lekowych (RDTL) w mukowiscydozie skorzystato dotychczas jedynie 12 pacjentéw. Ten
ekstraordynaryjny tryb leczenia byt swego rodzaju ,,pomostem” do ratowania zycia lub zdrowia
pacjentdw, do momentu az standardowy dostep do leczenia zostanie rozszerzony (co jak mamy nadzieje
nastapi za jakis$ czas). Nie mozemy pogodzi¢ si¢ z faktem wladczego i w naszej ocenie niezgodnego z
prawem dziatania resortu zdrowia w tym zakresie. Rzecznik Praw Obywatelskich prowadzi w tej
sprawie postgpowanie wyjasniajace o sygn. V.7013.115.2023.ETP. Liczymy na to, ze nowy komunikat

nie powieli sygnalizowanych btgdow.

Z pewnos$cig poswiecenie uwagi podnoszonym tematom pozwolilyby na wsparcie tych, ktorzy sa
mniejszoscia wymagajaca szczeg6lnej troski rzadzacych. Liczymy, ze Pani Minister bedzie
konsekwentnie realizowaé zalecenia Rzecznika Praw Obywatelskich dotyczace Problemow pacjentow
z chorobami rzadkimi, przedstawione w lipcu ubieglego roku. Deklarujemy gotowos¢ wspotpracy

naszej fundacji z Panig Minister w ramach konsultacji z organizacjami pacjenckimi.

Zyczymy Pani Minister wszystkiego dobrego w stuzbie Rzeczypospolitej! Jednoczesnie przekazujemy
zyczenia Blogostawionych Swiat Bozego Narodzenia, w przeddzieh waznych dla Polakéw

uroczystosci.
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Z wyrazami szacunku,

Wojciech Szymanski

Prezes Fundacji Mukobohaterowie
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