DLG.050.12.2024.DG
Warszawa, 23 kwietnia 2024

Pan
Szymon Hotownia
Marszatek Sejmu RP

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 1947 Pana Posta Czestawa Hoca i Marka Grabarczyka,
uprzejmie prosze o przyjecie ponizszych informacji bedgcych odpowiedzig na zadane przez
Panéw Postéw pytania.

1. Dlaczego kolejne opdznienie w realizacji Narodowego Programu, tym razem -
»Planu Choréb Rzadkich” (poprzednio, odtozono o ponad rok realizacje Narodowej
Strategii Onkologicznej). Skad ta beztroska, opieszato$¢ i brak profesjonalizmu
oraz empatii w dziataniach Rzadu i Ministerstwa Zdrowia? (tym bardziej w dniu ,29
lutego - Swiatowego Dnia Choréb Rzadkich”).

Dokument Plan dla Choréb Rzadkich, bedacy zatacznikiem do Uchwaty Rady Ministrow,
ma charakter operacyjny - opisuje dziatania konieczne do wdrozenia w celu poprawy
sytuacji pacjentéw z podejrzeniem lub rozpoznaniem choroby rzadkie;.

Zrealizowanie wszystkich zapisanych w Planie zadan wymaga wielokierunkowych dziatan.
Réwnolegle wdrazane sg nowatorskie rozwigzania obejmujace zarowno cze$¢ medyczng
(m.in. nowoczesna diagnostyka) jak cze$¢ niemedyczng - Platforma Informacyjna ,,Choroby
Rzadkie”, Karta pacjenta z chorobg rzadka. Z uwagi na rozlegty obszar tematyczny i duza
liczbe dziatan, petna realizacja Planu przekroczyta pierwotnie przewidziany termin.
Opdznienia wynikaty ze specyfiki obszaru jaki dotyka dokument - niska czestos¢
wystepowania oraz szczegblny charakter choréb rzadkich powoduje, ze realizacja oraz
wprowadzenie rozwigzan okreslonych w Planie wymaga wnikliwych analiz oraz wspotpracy
z ekspertami o mozliwie szerokim zakresie wiedzy, uwzgledniajac ztozong diagnostyke,
wielodyscyplinarng i wysoko specjalistyczng opieke medyczng oraz okotomedyczna.

W zwiazku z niepetng realizacjg Planu dla Choréb Rzadkich w latach 2021 - 2023,
zdecydowano o wydaniu Il edycji dokumentu. Zapisy z Planu dla Choréb Rzadkich poddano
aktualizacji zgodnie z biezgcym etapem realizacji. Z uwagi na duze znaczenie dokumentu,
ktéry ma charakter strategiczno-operacyjny, projekt poddano szczegétowej konsultacji z
ekspertami. Zgtoszone uwagi zostaty skrupulatnie przeanalizowane i w odpowiednim
zakresie wtgczone do planu. Z uwagi na powyzsze, ze wzgledu na charakter dokumentu i
nowatorskie rozwigzania w nim zapisane prace nad nowelizacjg Planu dla Choréb Rzadkich
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przedtuzyty sie, aczkolwiek zadania, np. te zwigzane z obszarem Osrodkéw Eksperckich
Choréb Rzadkich, sg w dalszym ciggu nieprzerwanie realizowane. Dodatkowym czynnikiem
powodujacym wygasniecie | edycji Planu byt brak podjecia w IV kwartale 2023 roku przez
éwczesna Rade Ministréw uchwaty przedtuzajacej funkcjonowanie Planu, natomiast
pozostaty czas po zmianie sktadu Rady Ministréw nie pozwalat na przyjecie tego
rozwiazania.

Il edycja Planu dla Choréb Rzadkich zostanie uchwalona Uchwatg Rady Ministréw.

2. Dlaczego Pani Minister w ramach ,wczesnego dostepu” do lekéw zasadniczo
przeredagowata (w zatozeniu - wykreslita) procedure stosowania lekéw w ramach
ZPW, czyli Zastosowania Podyktowanego Wspétczuciem (Compassionate use) -
lekéw badanych w chorobach rzadkich, jeszcze przed rejestracjg lub w trakcie
takiego wnioskowania, ubiegajacych sie o pozwolenie na dopuszczenie do obrotuw
procedurze centralnej? To powazne utrudnienie, a niejednokrotnie pozbawienie
pacjentom cierpigcym na choroby rzadkie dostepu do opieki zdrowotnej wysokiej
jakosci i innowacyjnej terapii (m.in. tzw. Lekéw sierocych) ratujacych ich zycie!

,Opracowanie zasad prowadzenia programéw ZPW" pozostaje jednym z zadan w obszarze
Dostep do lekow, wyrobow medycznych i srodkow specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego stosowanych w chorobach rzadkichznajdujacy sie w projekcie Planu

dla Choréb Rzadkich na lata 2024-2025.

Gtoéwne zatozenie Zastosowania Podyktowanego Wspotczuciem (ZPW) tj. stosowanie
lekéw przed ich formalnym dopuszczeniem przez Europejskg Agencje Lekow (EMA)
pozostato niezmienne. Jedyna istotng zmiang poczyniong w toku prac jest zmiana podmiotu
odpowiedzialnego za wykonanie zadania z Ministra Zdrowia na Prezesa Urzedu Rejestracji
Produktéw Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw Biobdjczych.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Woijciech Konieczny

Sekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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