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W tym wydaniu:

e Terapia choréob Gaucher'a i Hurler w 2 péiroczu 2007

. Przyszie programy terapeutyczne

e W Polsce niebawem zostanie powolany Komitet Sterujacy ds. Chorob Rzadkich

Terapia choréb Gaucher'a i Hurler w 2 pétroczu
2007 - czekamy na uzgodnienia CZD i NFZ

Obecnie trwajq przygotowania aneksu uzgadniajacego
wysoko$¢ finansowania terapii dla pacjentéw z chorobg
Gauchera i Hurlera. Jednakze i tak prowadzone za
pézno prace utknety w miejscu. Pomiedzy OW NFZ a
IPCZD istnieje duza rozbieznos¢ w wysokosci srodkow
potrzebnych na realizacje obu programéw w 2
potroczu. Brak uzgodnien wysokosci kwot przysziego
aneksu moze spowodowac¢ przerwy w podaniach
lekow. Zdaniem Forum mozna i nalezy tego unikng¢ a
przedtuzanie sie negocjacji nie powinno mie¢ wplywu
na zdrowie pacjentdw. OW NFZ dysponuje srodkami
wystarczajacymi na podjecie i kontynuacje terapii na
okres okoto 5 miesiecy.

Krajowe Forum wystosowato do OW NFZ prosbe aby w
przypadku przedtuzajacych sie uzgodnieh OW NFZ
zapewnit IPCZD o mozliwoséci zamowienia i rozliczenia
nadchodzacych podan lipcowych - wszystko w celu
unikniecia przerw w podaniach. Wiemy, ze sytuacja jest
wyjatkowa, ale tez i dlatego prosimy o wyjatkowe
potraktowanie naszej prosby. Uzgodnienia kontraktacji i
zwigzana z tym biurokratyczna obrébka dokumentéw
mogaq trwaé nawet w lipcu - jednakze pacjenci powinni
stale otrzymywac¢ leczenie w ramach programu, do
ktorego zostali zakwalifikowani. Ufamy, ze wladze OW
NFZ i IPCZD dotoza wszelkich staran aby ciggtos$¢
terapii w ramach obu programoéw terapeutycznych
zostata utrzymana.

Przyszie programy terapeutyczne

Na ukonczeniu w Centrali NFZ sg prace zwigzane z
rankingiem dotyczacym wdrazania przysztych
programoéw terapeutycznych. Wsérdd wielu zgtoszonych
aplikacji znajdujg sie tez wnioski o utworzenie
programoéw terapeutycznych dla pacjentéw z chorobg
Pompego, Fabry’ego i MPS typ 6. W zarzadzeniu
Prezesa NFZ nr 17/2007 przewidywano wprowadzenie
specjalnego rejestru dla chordb ultra-rzadkich.
Jednakze NFZ zdecydowat sie odstgpic od tej
kontrowersyjnej koncepcji. Jak nas poinformowano
obecnie przygotowywane jest =zarzadzenie, ktére
ostatecznie usunie wymog prowadzenia w/w rejestru.
Po jego opublikowaniu, Departament Gospodarki
Lekami przekaze Prezesowi NFZ ranking bedacy
podstawa do wdrozenia przysztych programéw.
Planowane jest to na poczatek lipca. Oczekiwac nalezy,
ze wkrotce po tym zapadng decyzje o uruchomieniach
nowych programéw terapeutycznych.

Niepokojace jest jednak zapowiadane przez NFZ
sztywne farmako-ekonomiczne traktowanie ultra-
rzadkich choréb. Koncepcje takiego podejscia do tych
jednostek chorobowych podczas odbywajacej sie w
maju w Serocku Miedzynarodowej Konferencji MPS
zaprezentowat w imieniu NFZ Dyrektor Departamentu
Gospodarki Lekami.

Spotkato sie ono z powszechng dezaprobatg $rodowisk
naukowych, medycznych oraz organizacji pacjentéw i
ich rodzin. Oczywistym jest, ze prezentowane obecnie

podejscie NFZ stoi w sprzecznosci nie tylko z etyka
lekarskg ale takze diametralnie rdézni sie od
obowigzujgcego w tej materii ustawodawstwa unijnego.

U podstaw Rozporzadzenia UE 141/2000 powotujacego
Unijny Komitet ds. sierocych produktéw medycznych
lezg spoteczne, pozaekonomiczne wartosci, wskazujace
na potrzebe tworzenia réwnego dostepu do terapii
pacjentéw w Unii Europejskiej. Ustawodawstwo unijne
uznato terapie choréb rzadkich za priorytetowy obszar
dziatan w  zakresie zdrowia publicznego  UE.
Rozporzadzenie moéwi o koniecznosci dgzenia w obrebie
UE do sytuacji, w ktorej pacjenci dotknieci chorobami
rzadkimi beda mieli réwny dostep do terapii niezaleznie
od rzadkosci danego schorzenia oraz niezaleznie od
warunkéw ekonomiczno-spotecznych wystepujacych w
danym kraju czionkowskim. Zapowiedzi NFZ o
stosowaniu farmako-ekonomicznej miary skutecznosci
poszczegdlnych substytucyjnych terapii rzadkich choréb
w sposob oczywisty, poprzez ignorowanie ich rzadkosci,
stojg w sprzecznosci z w/w rozporzadzeniem. Zdaniem
specjalistow z dziedziny genetyki i metabolizmu, ktérzy
wypowiadali w maju sie podczas Miedzynarodowej
Konferencji MPS, jakiekolwiek rankingowanie terapii
choréb rzadkich nie powinno w ogdle mie¢ miejsca,
zwlaszcza w przypadku substytucyjnych terapii
uzupetniajacych. Organizacje pacjentdw apeluja o
szybkie wdrozenie nowych programdw terapeutycznych
dla pacjentéw =z chorobg Pompego, Fabry’ego i
Mukopolisacharydozy typu 6.
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W Polsce niebawem zostanie powotany Komitet Historia tej inicjatywy siega roku 2006. W pazdzierniku,
Sterujacy ds. Choréb Rzadkich podczas spotkania z  przedstawicielami  grupy
inicjatywnej, Pan Minister wraz z Sekretarzem Stanu
W dniach 24-27 maja 2007 z inicjatywy podjeli decyzje o powotaniu w/w Komitetu. Zlecono
Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze i wowczas pilne przygotowanie zarzadzenia powotujacego
Choroby Pokrewne zorganizowana byta komitet. Wkrotce potem, z udziatem strony spotecznej
Miedzynarodowa Konferencja MPS. W spotkaniu tym, zakonczono prace nad projektem zarzadzenia,
objetym patronatem Ministra Zdrowia RP i Centrum uwzgledniajgcym cele i zadania Komitetu, jego skfad
Zdrowia Dziecka, uczestniczyli przedstawiciele 24 oraz funkcjonowanie. Projekt Zarzadzenia od stycznia
panstw. Poza organizacjami pacjentow i rodzicami br. jest juz gotowy. Niestety, od tego czasu nie doszio
obecni byli przedstawiciele Narodowego Funduszu do formalnego powofania Komitetu do spraw choréb
Zdrowia, Urzedu Rejestracji Produktéw Leczniczych, rzadkich.
dyrektorzy szpitali w tym przedstawiciele dyrekcji
gtdwnego $wiadczeniodawcy IPCZD, konsultanci Ta wazna inicjatywa zmierzajaca do racjonalizacji
krajowi oraz przedstawiciele S$rodowisk i instytutow leczenia rzadkich chordb genetycznych w Polsce zostata
badawczych oraz producentéw lekéw sierocych. ponownie poparta przez przedstawicieli organizacji
Podczas konferencji mozna byto wystuchaé¢ wystapien pacjentéw, $rodowiska medyczne i NFZ. Pod apelem
polskich i $wiatowych autorytetdw medycznych w wspierajagcym dotychczasowg inicjatywe tworzenia
dziedzinie terapii rzadkich choréb genetycznych. stabilnych podstaw leczenia choréb rzadkich podpisato
Szczegdlnie interesujace byta dyskusja na temat sie okoto 50 uczestnikow konferencji, wnoszac o pilne
przysziosci refundacji terapii i odnoszace sie do tego powotanie  Komitetu  Sterujacego, zlozonego z
zagadnienia wystgpienia przedstawicieli pfatnika, wigczonych w terapie chordb rzadkich przedstawicieli
zaréowno Centrali jak i Mazowieckiego Oddziatu wladz resortu, pfatnika, $rodowisk medyczno-
Wojewddzkiego NFZ. naukowych i $wiadczeniodawcow, organizacji pacjentow

oraz producentéw lekéw sierocych.
Intencjg organizatora byto zwrdcenie uwagi na aspekty

organizacyjne i problemy zwigzane z refundacjq lekow Podczas niedawno zorganizowanego spotkania
sierocych w Polsce. Jedng z gtéwnych konkluzji byta przedstawiciela Krajowego Forum Orphan z Dyrekcjq
wynikajaca z obrad zesztorocznej Krajowej Konferencji Departamentu Polityki Lekowej w Ministerstwie Zdrowia
MPS potrzeba utworzenia w Polsce Komitetu zapewnieni zostaliSmy o rychtym utworzeniu Komitetu.
Sterujacego ds. Choréb Rzadkich. Optymistycznie na spotkaniu moéwiono o dacie lipcowej.

Cztonkami Krajowego Forum sa:

e Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Gaucher'a
e Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry'ego - www.fabry.org.pl
e Stowarzyszenie Chorych na Mukopolisacharydoze i Choroby Pokrewne - www.mps.sart.pl

¢ Polskie Towarzystwo Chordéb Nerwowo-Miesniowych - www.idn.org.pl/tzchm

Wazne linki:

¢ Instytut "Pomnik- Centrum Zdrowia Dziecka" - www.czd.pl

¢ Ministerstwo Zdrowia - www.mz.gov.pl

e Narodowy Fundusz Zdrowia - Centrala - www.nfz.gov.pl

e Narodowy Fundusz Zdrowia - Oddziat Mazowiecki - www.nfz-warszawa.pl

UE/EMEA - Komitet ds. Sierocych Produktédw Medycznych - www.emea.eu.int/htms/general/contacts/COMP/COMP.html
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Zamowienie lub odwotanie darmowej elektronicznej prenumeraty Biuletynu mozna dokonac

pod adresem: www.rzadkiechoroby.pl/biuletyn.php
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