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Pan

Wtodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu
Rzeczpospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

W odpowiedzi na interpelacje nr 15556 Pana Posta Macieja Mateckiego w sprawie braku
systemowego wsparcia dla rodzin dzieci chorujgcych na rzadkie, ciezkie i zagrazajace zyciu
choroby wymagajace kosztownych terapii innowacyjnych i genowych, uprzejmie prosze o
przyjecie kompleksowej informacji dotyczacej m.in. procesu refundacyjnego oraz
finansowania terapii lekowych w chorobach rzadkich:

Choroby rzadkie, ktérych czesto$¢ wystepowania nie przekracza progu 5 chorych na

10 000 os6b, stanowig ogromne wyzwanie dla systemu opieki zdrowotnej. Choroby te maja
charakter powazny, przewlekty i czesto zagrazajacy zyciu. Szacuje sie, ze choroby rzadkie
dotykaja 6-8% populacji kazdego kraju. Majac na uwadze dane demograficzne z naszego
kraju, nalezy zatozyd¢, ze na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej na choroby rzadkie cierpi
od 2 do 3 milionéw osdb.

Obszar choréb rzadkich stat sie priorytetem Ministra Zdrowia, co przetozyto sie na
opracowanie kompleksowych rozwigzan dla systemu opieki zdrowotnej nad chorymi na
choroby rzadkie zapisanych w Planie dla Choréb Rzadkich. Celem Planu jest poprawa
sytuacji polskich pacjentéw cierpigcych na choroby rzadkie oraz ich rodzin poprzez
stworzenie modelu zintegrowanej opieki zdrowotnej, ktéry umozliwi kompleksows i
skoordynowang opieke.

Implementacje wypracowanych zatozen rozpoczat Plan dla Choréb Rzadkich okreslony w
uchwale nr 110 Rady Ministréw z dnia 24 sierpnia 2021 r. w sprawie przyjecia dokumentu
Plan dla Choréb Rzadkich (M.P. poz. 883), realizowany w latach 2021-2023. Nastepnie i
Rada Ministrow podjeta uchwale nr 88 Rady Ministrow z dnia 13 sierpnia 2024 r. w sprawie
przyjecia dokumentu Plan dla Choréb Rzadkich na lata 2024-2025. Aktualnie Ministerstwo
Zdrowia realizuje zadania z dokumentu Plan dla Choréb Rzadkich na 2026 r. przyjetego
uchwata nr 179 Rady Ministréw z dnia 23 grudnia 2025 r.

Warto podkresli¢, ze w realizacji Planu dla Choréb Rzadkich wspiera Ministra Zdrowia
Rada do spraw Choréb Rzadkich. W sktadzie Rady znajduja sie eksperci w zakresie
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diagnostyki i leczenia choréb rzadkich oraz przedstawiciele organizacji pacjentéw i ich
rodzin.

Szczegblnym wyzwaniem dla systemu opieki zdrowotnej jest leczenie farmakologiczne. Leki
innowacyjne odgrywaja kluczowa role w postepie medycyny, oferujgc nowe mozliwosci
terapeutyczne i poprawiajac rokowania pacjentéw w wielu obszarach, takich jak onkologia,
neurologia czy choroby rzadkie. Wptywaja na rozwaéj farmakoterapii, nowych metod
leczenia i nowych form lekéw dajac szanse pacjentom, dla ktérych dotychczasowe
osiagniecia medycyny nie pozwalaty na skuteczna terapie. Jednym z najwiekszych wyzwan
jest dostepnosc finansowa tych terapii, ktéra zalezy w duzym stopniu od podmiotéw
odpowiedzialnych i decyzji refundacyjnych.

Kwestie zwigzane z refundacja reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw,
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 907, z p6zn. zm., zwana dalej ,ustawa o refundacji”).
Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji, objecie refundacja produktu leczniczego w
okreslonym wskazaniu jest dokonywane w drodze decyzji administracyjnej, wydawanej
przez Ministra Zdrowia w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny.
Ztozony wniosek musi zawiera¢ wszystkie elementy, okreslone w art. 25. ustawy o
refundacji. Wniosek o objecie refundacjg nowej substancji czynnej lub nowego wskazania
dla danej substancji czynnej podlega ocenie przez Agencje Oceny Technologii Medycznych i
Taryfikacji. W kolejnym etapie postepowania cato$¢ dokumentacji przekazywana jest
Komisji Ekonomicznej, ktéra prowadzi z wnioskodawca negocjacje w zakresie ustalenia
ceny zbytu netto, instrumentéw dzielenia ryzyka oraz wskazania, w ktérym produkt ma by¢
refundowany. Dopiero dysponujac rekomendacja Prezesa Agencji oraz stanowiskiem
Komisji Ekonomicznej - Minister Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badz odmowie
objecia refundacja produktu we wnioskowanym wskazaniu, uwzgledniajac kryteria ujete w
art. 12 ustawy o refundacji.

Minister Zdrowia, majgc na uwadze uzyskanie jak najwiekszych efektéw zdrowotnych w
ramach dostepnych srodkéw publicznych, wydaje decyzje administracyjng (pozytywna lub
negatywna) o objeciu refundacjg przy uwzglednieniu nastepujacych kryteriow:

1) stanowiska Komisji Ekonomicznej;

2) rekomendacji Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT);
3) istotnosci stanu klinicznego, ktérego dotyczy wniosek o objecie refundacja;

4) skutecznosci klinicznej i praktycznej;

5) bezpieczenstwa stosowania;

6) relacji korzysci zdrowotnych do ryzyka stosowania;

7) stosunku kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych dotychczas refundowanych
lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw
medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym;

8) konkurencyjnosci cenowej;

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego dofinansowania swiadczen ze srodkéw
publicznych i Swiadczeniobiorcow;

10) istnienia alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o $wiadczeniach,
oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania;

11) wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteriéw, o ktérych mowa w pkt 3-10;

12) mapy potrzeb zdrowotnych, o ktérej mowa w art. 95aust. 1 ustawy o $wiadczeniach;
13) wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakosé,
ustalonego w wysokosci trzykrotnosci Produktu Krajowego Brutto na jednego mieszkanca,
o ktérym mowa w art. 6 ustawy z dnia 26 pazdziernika 2000 r. o sposobie obliczania
wartosci rocznego produktu krajowego brutto, a w przypadku braku mozliwosci
wyznaczenia tego kosztu-koszt uzyskania dodatkowego roku zycia;

14) zobowiazania do zapewnienia ciaggtosci dostaw, o ktdrym mowa w art. 25 pkt 4;
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- biorac pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym procedury
medyczne, ktére mogg byc¢ zastgpione przez wnioskowany lek, $Srodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyréb medyczny.

Nalezy jednoczesnie wskazaé, ze w przypadku wydania przez Ministra Zdrowia decyzji o
objeciu refundacja i ustaleniu urzedowej ceny zbytu netto, dany produkt leczniczy
udostepniany jest polskim pacjentom spetniajacym kryteria populacyjne po cenie
okreslonej w ramach tej decyzji. Podkresli¢ nalezy réwniez fakt, iz refundacja w ramach
mechanizmu systemowego moze dotyczy¢ wytacznie produktéw posiadajgcych pozwolenie
na dopuszczenie do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskie;j.

Ministerstwo Zdrowia zaznacza jednoczesnie, ze polski system refundacyjny jest systemem
whnioskowym, co oznacza, ze decyzja o udostepnieniu danego produktu dla pacjentéw oraz
ubieganie sie o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu netto jest autonomiczng
decyzja podmiotu odpowiedzialnego, na ktérg Minister Zdrowia nie posiada realnego
wptywu.

Ponadto informuje, ze Minister Zdrowia sukcesywnie rozwija liste lekéw refundowanych, a
ostatnie lata stanowity przetom w liczbie nowych terapii obejmowanych refundacja.
Pomimo wyzwan, jakie wiaza sie z finansowaniem lekéw wskazanych w leczeniu choréb
rzadkich, ktérymi sa m. in:
— wysokie koszty roczne terapii, ktére znacznie przekraczajg aktualng wysokosé progu
kosztu uzyskania dodatkowego roku zycia skorygowanego o jakos$¢ (244 821 zt),
— bardzo mato odpowiednikéw i brak konkurencji cenowej w grupach limitowych oraz
catych programach lekowych,
— trudnosci w ustaleniu wiarygodnych oraz mierzalnych kryteriéw oceny skutecznosci ze
wzgledu na mata populacje leczonych pacjentéw,
obserwowana jest rosngaca liczba pozytywnych decyzji Ministra Zdrowia w zakresie objecia
refundacja kolejnych produktéw leczniczych. Zwiekszajaca sie liczba nowych objec jest
obserwowana szczegdlnie od 2020 r., gdzie wyraznie zauwazalny jest wzrost obejmowania
refundacjg wskazan onkologicznych oraz dotyczacych choréb rzadkich. Na szczegdélnag
uwage zastuguje rok 2022, w ktérym zrefundowanych zostato 115 innowacyjnych terapii,
z czego 37 dotyczyto chordb rzadkich. Istotnym z perspektywy choréb rzadkich stat sie rok
2023, w ktérym refundacjag objeto az 145 innowacyjnych terapii, w tym 43 dotyczace
wskazan rzadkich, natomiast w kolejnym roku byto to 36 terapii. Historyczny pozostaje
natomiast rok 2025, w ktérym to Minister Zdrowia objat refundacja rekordowa liczbe 152
nowych terapii, z czego 43 wykorzystuje sie w leczeniu choréb rzadkich.

Dodatkowo nalezy wskazaé, ze w zakresie prac nad stworzeniem lub rozszerzeniem
systemowych rozwigzan umozliwiajacych finansowanie terapii innowacyjnych i genowych
dla dzieci chorych na choroby rzadkie, ktére nie sg objete refundacja oraz planowanych
zmiany legislacyjnych lub organizacyjnych majacych na celu przyspieszenie procedur
decyzyjnych dotyczacych dostepu do nowoczesnych terapii, w szczegdlnosci w
przypadkach pilnych, w Ministerstwie Zdrowia tocza sie obecnie prace legislacyjne nad
projektem ustawy o zmianie ustawy o refundacji lekéw, sSrodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyroboéw medycznych oraz niektérych innych ustaw
(UD187). Obecnie zbliza sie do konca etap konsultacji publicznych i uzgodnien.

W wyzej wskazanym projekcie zaproponowano nastepujace rozwiazania majace na celu

wspoméc Ministra Zdrowia w podejmowaniu decyzji dot. refundacji lekéw w chorobach

rzadkich:

— uwzglednienie w postepowaniach refundacyjnych wielokryterialnej analizy decyzyjnej
(MCDA). Analiza ta ma stanowi¢ dodatkowy element uzupetniajacy informacje
uwzgledniane w procesie podejmowania decyzji refundacyjnych. Uwzglednienie
wielokryterialnej analizy nie wiaze sie z rezygnacja z zadnego z dotychczasowych
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elementéw, a stanowi dodatkowy element wniosku refundacyjnego - analizy
ekonomicznej;
— wprowadzenie analizy wielokryterialnej do oceny lekéw refundowanych wynika
z potrzeby zapewnienia kompleksowego, przejrzystego i sprawiedliwego procesu
podejmowania decyzji w polityce zdrowotne;j.
Stanowi to réwniez wypetnienie postulatéw, ktére znalazty sie w pierwotnej wers;ji
ramowego dokumentu Ministra Zdrowia - Planu dla Choréb Rzadkich. System refundacji
lekéw ma kluczowe znaczenie dla dostepnosci skutecznych terapii, racjonalnego
wydatkowania srodkéw publicznych oraz zwiekszenia jakosci opieki zdrowotne;.
Implementacja MCDA do procesu oceny pozwoli uwzglednié wiele réznorodnych
czynnikéw, ktére mogg by¢ trudne do zintegrowania w standardowym modelu opartym
jedynie na analizie kosztéw i efektywnosci. Dzieki temu Polska jako kolejny kraj Europy
dotaczy do grona panstw stosujacych zasady MCDA.
Za najwazniejsze argumenty nalezy uznac:
1. Zwiekszenie wartosci dla pacjentéw.
W centrum systemu opieki zdrowotnej powinien zawsze znajdowac sie pacjent,
dlatego wtaczenie w analize takich aspektéw jak jakosc zycia, dostepnosc terapii
czy poszczegdlne preferencje pacjentédw przyczynia sie do podejmowania
decyzji bardziej zorientowanych na potrzeby spoteczne.
2. Uwzglednienie réznych perspektyw decyzyjnych.
Decyzje dotyczace refundacji lekdw wymagaja pogodzenia intereséw réznych
interesariuszy - pacjentéw, lekarzy, ptatnika, a takze producentéw lekéw.
MCDA umozliwia uwzglednienie réznorodnych kryteridw, takich jak
skutecznos$¢ kliniczna, bezpieczenstwo, jakosé zycia pacjentéw, budzetowe
skutki dla systemu opieki zdrowotnej oraz aspekty spoteczne pozwalajac
znalez¢ balans miedzy jego poszczegdlnymi sktadnikami.
3. Przejrzystosc¢ procesu decyzyjnego.
Tradycyjne podejscie do oceny refundacyjnej czesto charakteryzuje sie ograniczong
przejrzystoscia i subiektywnymi decyzjami, ktére moga by¢ niezrozumiate dla
spoteczenstwa. MCDA pozwala na formalne i transparentne przedstawienie kryteriéw oraz
wag przepisywanych poszczegdlnym elementom oceny. Stanowi to kluczowy aspekt w
zakresie budowania zaufania do procesu decyzyjnego i zwiekszenia akceptacji w
spoteczenstwie.
4, Lepsze dopasowanie do priorytetéw polityki zdrowotne;j.
Zrbéznicowane cele polityki zdrowotnej, takie jak promowanie terapii dla choréb rzadkich,
wspieranie innowacyjnosci, czy tez redukcja nieréwnosci zdrowotnych, moga by¢ lepiej
realizowane dzieki MCDA. Pozwala ona na bardzo precyzyjne zdefiniowanie priorytetéw i
ocene technologii zgodnie z nimi.
5. Adaptacja do zmieniajacych sie warunkéw rynkowych i medycznych.
Dynamicznie zmieniajacy sie rynek lekéw, w tym rozwéj nowych technologii innowacyjnych
terapii, wymaga elastycznosci w podejsciu do oceny. MCDA pozwala na biezace
dostosowanie kryteriow i wag do aktualnych potrzeb i wyzwan.

Projektowane rozwigzania legislacyjne umozliwig réwniez nadanie Ministrowi Zdrowia
uprawnien do wezwania podmiotu odpowiedzialnego do ztozenia wniosku refundacyjnego,
kierujac sie w szczegdlnosci niezaspokojong potrzeba zdrowotng oraz racjonalizacja
wydatkoéw ptatnika. Podmiot odpowiedzialny przedktadajac wniosek zgodny z wezwaniem
Ministra Zdrowia upowazniony bedzie do skorzystania z preferencyjnych warunkéw
procedowania takiego wniosku, w tym szybszej $ciezki dla lekéw w terapii skojarzone;j.
Preferencje uzaleznione zostaty od obowigzujacych okreséw ochronnych (wytacznosé
rynkowa, patent) danego produktu leczniczego. Optata za analize weryfikacyjna dla lekéw
objetych okresem ochronnym, ktére dotychczas nie byty refundowane, bedzie
zredukowana o potowe, jednoczesnie dla lekdéw nie objetych okresami ochronnymi, w
stosunku co do ktérych nie istnieja formalne przeciwwskazania do wejscia na rynek ich
odpowiednikow, nie bedzie koniecznosci przedktadania kompletu analiz HTA jak ma to
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miejsce w przypadku standardowej procedury refundacyjnej dla nowych terapii. Tryb
whnioskowy stanowiacy elementarng zasade obowigzujgcego systemu refundacyjnego
pozostaje niezmienny, bowiem ztozenie wniosku o objecie refundacja pozostanie
autonomiczng decyzja podmiotu odpowiedzialnego

Poza wskazanymi powyzej dziataniami zmierzajacymi do rozszerzenia dostepu do
produktéw leczniczych stosowanych w terapii choréb rzadkich, nalezy wskazaé, ze

w zwiazku z publikacja w dniu 15 grudnia 2025 r. znowelizowanych przepiséw ustawy z
dnia 7 pazdziernika 2020 r. o Funduszu Medycznym (Dz. U z 2025 r. poz. 889, z pdzn. zm.), z
dniem 1 stycznia 2026 r. utworzony zostat nowy subfundusz - subfundusz choréb rzadkich
u dzieci. Ze $rodkéw tego subfunduszu moga by¢ finansowane koszty $wiadczen opieki
zdrowotnej udzielanych osobom do ukonczenia 18 r.z. w zakresie leczenia choréb rzadkich,
produktami leczniczymi terapii zaawansowanej (,ATMP”), podawanymi jednorazowo w
leczeniu szpitalnym, ktére dotychczas nie byty finansowane ze $rodkéw publicznych.
Powyzsze leczenie jest mozliwe w przypadku spetnienia tacznie nastepujgcych warunkéw:
1) uzyskania przez swiadczeniodawce pozytywnej opinii konsultanta krajowego w
dziedzinie medycyny odpowiedniej ze wzgledu na chorobe rzadka albo konsultanta
wojewodzkiego w tej dziedzinie, ktéra zawiera ocene zasadnosci zastosowania

ATMP u danej osoby, zawierajacg w szczegdlnosci przedstawienie dowodow

naukowych uprawdopodabniajacych przewage kliniczna tego produktu leczniczego

nad najlepsza dostepna terapia w ramach $wiadczen gwarantowanych;

2) wyczerpania u danej osoby wszystkich mozliwych do zastosowania w chorobie

rzadkiej dostepnych technologii medycznych finansowanych ze $Srodkéw

publicznych;

3) dopuszczenia do obrotu produktu leczniczego terapii zaawansowanej zgodnie z art.

3 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. - Prawo farmaceutyczne (Dz.U.z 2025 r. poz. 750,

z pdzn. zm.) lub pozostawania w obrocie na podstawie art. 29 ust. 5 lub 6 tej ustawy.

Koszty leczenia pokrywane sa ze srodkéw subfunduszu choréb rzadkich u dzieci w drodze
dotacji celowych przekazywanych przez Ministra Zdrowia na rzecz Narodowego Funduszu
Zdrowia, ktéry nastepnie rozdysponowuje je pomiedzy poszczegdlnych
Swiadczeniodawcéw.

taczna wysokosé dotacji przekazanych Narodowemu Funduszowi Zdrowia w danym roku,
nie moze przekroczy¢ kwoty 250 min zt. Wartos¢ kwoty podlega corocznej waloryzacji

o srednioroczny wskaznik cen towardéw i ustug konsumpcyjnych ogétem, w poprzednim
roku kalendarzowym.

Odnoszac sie do kwestii wskazanej w pytaniu 2 interpelacji, dotyczacej mozliwosci
utworzenia dedykowanego funduszu lub innego mechanizmu finansowego, ktéry
umozliwiatby szybki i realny dostep do leczenia w przypadkach zagrozenia zycia dziecka,
nalezy wskazac, ze w polskim systemie prawnym istnieja juz trzy rozwiazania, ktére
umozliwiajg zapewnienie powyzszego w ramach mechanizméw indywidualnej refundacji, tj.
procedura ratunkowego dostepu do technologii lekowych (,RDTL"), procedura importu
docelowego oraz subfundusz choréb rzadkich u dzieci.

Pierwsze z nich - RDTL - zaimplementowane zostato do polskiego systemu prawnego juz w
lipcu 2017 r., a w obecnym ksztatcie funkcjonuje od dnia 26 listopada 2020 r. W ramach
RDTL mozliwe jest sfinansowanie kosztéw produktu leczniczego, ktéry nie jest obecnie
finansowany ze $rodkéw publicznych, na potrzeby pacjenta, u ktérego w toku
dotychczasowego leczenia zostaty juz wyczerpane dostepne technologie medyczne
finansowane ze Srodkéw publicznych w danym wskazaniu. Mozliwo$¢ ubiegania sie o
sfinansowanie leku w ramach RDTL dotyczy obecnie szpitali lll stopnia oraz szpitali
ogolnopolskich, onkologicznych, pulmonologicznych oraz dzieciecych, a warunkiem
uzyskania zgody na sfinansowanie leku podawanego pacjentowi w ramach RDTL jest
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uzyskanie przez $wiadczeniodawce opinii konsultanta wojewdédzkiego lub krajowego w
dziedzinie medycyny wtasciwej ze wzgledu na chorobe pacjenta, poswiadczajacej
zasadnos¢ wdrozenia leczenia i przekazanie jej do wtasciwego oddziatu

wojewddzkiego Narodowego Funduszu Zdrowia. W przypadku kontynuacji leczenia,
Swiadczeniodawca zgtasza do wtasciwego oddziatu wojewddzkiego Narodowego Funduszu
Zdrowia zamiar dalszego prowadzenia terapii, potwierdzajac jednoczesnie skutecznos$é
dotychczasowego leczenia prowadzonego w ramach RDTL. Nalezy przy tym zaznaczy¢, ze
finansowaniu w ramach RDTL moga podlegaé leki posiadajgce pozwolenie na dopuszczenie
do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, ktére sg dostepne na polskim rynku i nie
znajduja sie na wykazie lekéw niepodlegajacych finansowaniu w ramach RDTL,
publikowanym w Biuletynie Informacji Publicznej Ministerstwa Zdrowia.

W ramach RDTL mozliwe jest sfinansowanie lekéw na potrzeby danego pacjenta,
niezaleznie od jego wieku - w samym tylko 2025 r. sfinansowano koszty lekéw u ponad 1,2
tys. pacjentéw pediatrycznych. Czesé srodkéw zostata przeznaczona na leczenie pacjentéw
pediatrycznych lekami stosowanymi w terapii choréb rzadkich np. Qarziba - leczenie
nowotworu o typie neuroblastoma, Epidyolex (kannabidiol) - w terapii lekoopornych
napadéw padaczkowych, Revolade (eltrombopag) - w terapii samoistnej plamicy
matoptytkowej, Kaftrio (iwakaftor + tezakaftor + elexakaftor) oraz Kalydeco (iwakaftor) -
w terapii mukowiscydozy).

Uzyskanie przez swiadczeniodawce zgody na sfinansowanie leku w ramach RDTL na
potrzeby danego pacjenta oznacza, ze pacjent zyskuje dostep do terapii lekiem
niefinansowanym ze srodkéw publicznych w ramach innych mechanizméw refundacji, nie
ponoszac przy tym zadnych kosztéw zwigzanych z zakupem i podaniem leku.

Drugie z istniejacych rozwigzan - procedura importu docelowego - umozliwia
sprowadzenie z zagranicy produktéw leczniczych bez koniecznosci uzyskania pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w przypadku ratowania zycia lub zdrowia pacjenta, od
warunkiem ze dany produkt leczniczy jest dopuszczony do obrotu w kraju, z ktérego jest
sprowadzany i posiada aktualne pozwolenie dopuszczenia do obrotu i jednoczesnie produkt
ten nie posiada dopuszczonych do obrotu na terytorium Polski odpowiednikéw.

Decyzje o wszczeciu procedury importu docelowego podejmuje lekarz prowadzacy

w przypadku koniecznosci zastosowaniu w terapii pacjenta produktu leczniczego
niedopuszczonego do obrotu na terytorium Polski (lub niedostepnego w obrocie na polskim
rynku). W przypadku, gdy Minister Zdrowia wyda zgode na sprowadzenie produktu
leczniczego z zagranicy, pacjent ma mozliwos¢ ubiegania sie o jego refundacje.

W celu ubiegania sie o refundacje sprowadzanego produktu leczniczego z zagranicy,
pacjent sktada do Ministra Zdrowia stosowny wniosek o wydanie zgody na refundacje wraz
z kopig dokumentu poswiadczajacego ubezpieczenie pacjenta lub ztozonym podpisem pod
stosownym oswiadczeniem na wniosku. W przypadku wydania przez Ministra Zdrowia
decyzji o wyrazeniu zgody na refundacje produktu leczniczego sprowadzanego z zagranicy
na potrzeby danego pacjenta, pacjent ma mozliwos¢ nabycia leku po wniesieniu optaty
ryczattowej (3,20 zt brutto) za opakowanie jednostkowe, niezaleznie od rynkowej ceny tego
leku.

W ramach refundacji w procedurze importu docelowego finansowane s3 leki stosowane
m.in. w leczeniu chordéb rzadkich u dzieci, takie jak: Kuvan (sapropteryna) - na potrzeby
pacjentéw nietypowymi postaciami fenyloketonurii, Calcort (deflazakort) - na potrzeby
pacjentow z dystrofig miesniowa Duchenne’a, Ztalmy (ganaxolon) - na potrzeby pacjentéw
z padaczka zwigzang z niedoborem CDKL5, Inovelon (rufinamid) - dla pacjentéw z
padaczka o typie zespotu Lennoxa-Gastaut, Chenodeoxycholic Acid Leadiant - dla
pacjentow z zéttakowatoscig mézgowo-sciegnista.

Trzecie z istniejacych rozwigzan - subfundusz choréb rzadkich u dzieci - utworzone zostato
zdniem 1 stycznia 2026 r. i umozliwia sfinansowanie kosztow $wiadczen opieki zdrowotnej
udzielanych osobom do ukonczenia 18. roku zycia w zakresie leczenia choréb rzadkich z
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zastosowaniem ATMP, podawanych jednorazowo w leczeniu szpitalnym, nieobjetych
finansowaniem na podstawie art. 15 ust. 2 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o
$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r.
poz. 1461,z pdzn. zm). Powyzsze oznacza, ze w przypadku tego subfunduszu umozliwione
zostanie finansowanie ATMP, bedacych niejednokrotnie lekami wykorzystujacymi
najnowsze osiagniecia biotechnologii oraz inzynierii genetycznej, ze szczegélnym
uwzglednieniem terapii genowych, komérkowych lub tkankowych. Obecnie ATMP maja
praktyczne zastosowanie w leczeniu wielu chordb, w tym choréb nowotworowych (np.
terapie wykorzystujgce komorki CAR-T w leczeniu m.in. chtoniakéw, biataczek oraz
szpiczaka) oraz choréb genetycznych (np. refundowane juz w Polsce terapie genowe -
Zolgensma (w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni) oraz Luxturna (w leczeniu dziedzicznej
dystrofii siatkdwki), w tym takze chordob metabolicznych (np. Upstaza - w terapii deficytu
dekarboksylazy L-aminokwaséw aromatycznych), hemofilii (Hemgenix) oraz wielu innych
schorzen. Nalezy jednoczesnie wskazaé, ze ATMP cechuja sie olbrzymim potencjatem
terapeutycznym, a liczba wskazan, w leczeniu ktérych rejestrowane sg produkty lecznicze o
cechach ATMP stale wzrasta.

W odpowiedzi na pytanie dotyczace dziatan podejmowanych przez Ministerstwo Zdrowia
w celu ograniczenia sytuacji, w ktérych rodziny zmuszone sg do organizowania publicznych
zbidrek na leczenie swoich dzieci, uprzejmie informuje, ze obecnie w polskim systemie
prawnym funkcjonuja juz rozwiazania, ktére poprzez stworzenie mozliwosci uzyskania
przez pacjentéw dostepu do produktéw leczniczych niedostepnych w obrocie w Polsce, jak
réwniez produktéw leczniczych dostepnych w obrocie w Polsce, lecz niepodlegajacych
finansowaniu ze srodkéw publicznych, efektywnie ograniczajg koniecznosc ubiegania sie
przez pacjentéw (lub ich opiekunéw) o sfinansowanie

leku w ramach zbiérek publicznych.

Jednoczesnie nalezy zaznaczy¢, ze w przypadku wszystkich wymienionych powyzej
mechanizmdw (tj. RDTL, importu docelowego oraz subfundusz choréb rzadkich u dzieci),
decyzje o wszczeciu poszczegdlnych procedur podejmuje kazdorazowo lekarz prowadzacy
leczenie danego pacjenta.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Tomasz Maciejewski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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