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Warszawa, 01 czerwca 2026

Pan

Wihtodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 16854 Pana Witolda Tumanowicza, Postana Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej w sprawie dramatycznej sytuacji polskiej grupy pacjentéw
zmagajacych sie z deficytem lizosomalnej kwasnej lipazy (LAL-D), Minister Zdrowia
przekazuje ponizsze informacje.

Kwestie zwigzane z refundacja reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw,
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych

(Dz.U.z 2026 . poz. 253), zwana dalej ,ustawa o refundacji”.

Zgodnie z zapisami ustawy o refundacji, objecie refundacjg produktu leczniczego w
okreslonym wskazaniu jest dokonywane w drodze decyzji administracyjnej, wydawane;j
przez Ministra Zdrowia w oparciu o wniosek przedtozony przez podmiot odpowiedzialny.
Ztozony wniosek musi zawiera¢ wszystkie elementy, okresSlone 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 catos¢ 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 dysponujgc rekomendacjg Prezesa Agencji oraz stanowiskiem
Komisji Ekonomicznej, uwzgledniajac kryteria ujete w art. 12 ustawy o refundacji, Minister
Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu badZ odmowie objecia refundacjg produktu we

whnioskowanym wskazaniu.
Podmiot odpowiedzialny leku Kanuma (sebeljpazum alffa) dwukrotnie starat sie o
wprowadzenie przedmiotowej technologii do systemu refundacyjnego:
— whnioskiem z 6.08.2020 r., z wydang negatywng opinig Rady Przejrzystosci (nr
56/2021 z 24.05.2021 r.) oraz negatywna rekomendacja Prezesa Agencji (nr

56/2021225.05.2021r.),
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— whnioskiem z 15.12.2023 r., z wydang warunkowo pozytywna opiniag Rady
Przejrzystosci (nr 63/2024 z 8.07. 2024 r.) oraz negatywng rekomendacjg Prezesa
Agencji (nr 66/2024 z 10.07.2024 ).

Minister Zdrowia, majac na uwadze uzyskanie jak najwiekszych efektéw zdrowotnych w
ramach dostepnych srodkéw publicznych, biorgc pod uwage wszystkie kryteria decyzji o

objeciu refundacjg wskazane w art. 12 ustawy o refundacji tj.:
1) stanowiska Komisji Ekonomicznej, o ktérej mowa w art. 17,
2) rekomendacji Prezesa Agencji, o ktorej mowa w art. 35 ust. 6,
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 kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych dotychczas refundowanych
lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobdéw
medycznych, w poréwnaniu z wnioskowanym,

8) konkurencyjnosci cenowej,

9) wptywu na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania $wiadczen ze srodkéw

publicznych i Swiadczeniobiorcéw,

10) istnienia alternatywnej technologii medycznej, w rozumieniu ustawy o $wiadczeniach

oraz jej efektywnosci klinicznej i bezpieczenstwa stosowania,
11) wiarygodnosci i precyzji oszacowan kryteriow, o ktérych mowa w pkt 3-10,
12) mapy potrzeb zdrowotnych, o ktérej mowa w art. 95a ust. 1 ustawy o $wiadczeniach,

13) wysokosci progu kosztu uzyskania dodatkowego roku Zzycia skorygowanego o jakos$é,
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 (Dz.U. z 2021 r. poz. 151),aw
przypadku braku mozliwosci wyznaczenia tego kosztu - koszt uzyskania dodatkowego
roku zycia,

14) zobowiazania do zapewnienia ciggtosci dostaw, o ktérym mowa w art. 25 pkt 4

- biorac pod uwage inne mozliwe do zastosowania w danym stanie klinicznym procedury
medyczne, ktére mogg by¢ zastgpione przez wnioskowany lek, $srodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyréb medyczny,

dwukrotnie odméwit objecia refundacja leku Kanuma (sebelipazum alfa) na

zaproponowanych przez podmiot odpowiedzialny warunkach.
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Drugie postepowanie administracyjne, w ktérym lek otrzymat pozytywne warunkowo
Stanowisko Rady Przejrzystosci, z warunkiem ograniczenia populacji do wczesnej postaci
choroby (ciezka postac) i obnizenia kosztow terapii, zakonczyto sie w grudniu 2024 r.
wydaniem negatywnej decyzji Ministra Zdrowia. W obu przytoczonych postepowaniach
Prezes Agencji, ktérego opiniajest jednym z wymienionych powyzej kryteriéw art. 12 ustawy
o refundacji, nie rekomendowat objecia refundacjg produktu, jednak wskazywat taka

mozliwo$¢ w populacji z wczesng postacig choroby po obnizeniu kosztéw terapii.

Minister Zdrowia, w procesie zakonczonym w 2024 roku, wykazat znaczne zainteresowanie
omawiana terapig - zaproponowane warunki cenowe byty adekwatne do ryzyka, ktére wigze
sie z przyjeciem do refundacji systemowe] technologii o zréznicowanym, indywidualnym
schemacie dawkowania (w postaci wczesnej od 1 do 7,5 mg/kg mc podawane raz w tygodniu;
w postaci péznej od 1 do 3 mg/kg mc podawane raz na dwa tygodnie). Majac w portfolio
lekéw refundowanych inne enzymatyczne terapie zastepcze, Minister Zdrowia jest
Swiadomy zagrozen finansowych wynikajacych z przyjecia takich terapii do systemu, jednak
nie stoi to na przeszkodzie do ich finansowania przy zachowaniu odpowiednich warunkéw
finansowych. Nalezy tutaj wskazac, iz Minister Zdrowia nie brat pod uwage w procesach
refundacyjnych produktu Kanuma zawezenia wskazania refundacyjnego do wczesnej
postaci choroby, pomimo wskazywania takiej mozliwosci przez AOTMIT i znacznego
ograniczenia tym dziataniem wptywu na budzet ptatnika publicznego - przedmiotowa
technologia, wprowadzona na adekwatnych warunkach cenowych powinna by¢ dostepnadla
wszystkich wymagajacych leczenia pacjentéw.

Aktualnie, w celu rozwazenia objecia refundacjg systemowa leku Kanuma w catej lub
zawezonej do ciezkiej postaci choroby populacji, niezbedne jest ponowne ztozenie wniosku
o objecie refundacjg i ustalenie ceny zbytu netto przez podmiot odpowiedzialny i przejscie

petnej $ciezki refundacyjnej, opisanej na wstepie. Na dzien przekazania niniejszego pisma, do

Ministerstwa Zdrowia nie zostat przedtozony wniosek o objecie refundacja omawianego

leku.

Na chwile obecna Minister Zdrowia nie posiada narzedzi stuzacych wezwaniu podmiotu
odpowiedzialnego do przedtozenia wniosku. Takie narzedzie zaproponowane jest w ramach
procedowanej nowelizacji ustawy o refundacji. Projektowane rozwigzania legislacyjne
umozliwia nadanie Ministrowi Zdrowia uprawnien do wezwania podmiotu
odpowiedzialnego do ztozenia wniosku refundacyjnego, kierujac sie w szczegdlnosci

niezaspokojong potrzeba zdrowotng oraz racjonalizacjg wydatkéw ptatnika.

Odnoszac sie do mozliwosci wtaczenia LAL-D do programu badan przesiewowych
noworodkéw Minister Zdrowia wskazuje, iz badania przesiewowe noworodkéw w Polsce s3

prowadzone na podstawie programu polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia pn. Rzadowy
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program badarn przesiewowych noworodkow na lata 2019 - 2026. Aktualnie wszystkie
noworodki badane sg pod katem 30 choréb. Réwnoczesnie, w 2025 roku, do Programu
wprowadzono finansowanie wykonania badan préobnych w kierunku 6 nowych choréb:

1) wrodzonego niedoboru odpornosci SCID (w tescie podwdjnym razem z bedacym w

Programie rdzeniowym zanikiem mie$ni SMA);
2) galaktozemii;
3) grupy 4 lizosomalnych chordb spichrzeniowych (choroby Pompe’go, Fabry’ego,
Gaucher’a oraz mukopolisacharydozy typu | MPS-I).

W przypadku pozytywnych wynikéw dziatan pilotazowych, w pierwszej kolejnosci
planowane jest rozszerzenie programu o wybrane lub wszystkie wyzej wymienione choroby.
Obecnie nie sg prowadzone prace nad wprowadzeniem badan przesiewowych w kierunku
kolejnych chordéb. W tym miejscu nalezy podkresli¢, ze w przypadku dalszego rozszerzania
panelu badan o nowe choroby konieczne jest uprzednie przeprowadzenie analiz dostepnych
metod i odczynnikdéw oraz przeprowadzenie badan pilotazowych. Istotne jest réwniez
przyznanie dodatkowych $rodkéw finansowych najpierw na dziatania przygotowawcze, a
nastepnie na objecie nowymi badaniami catej populacji noworodkdéw.
Ponadto, kluczowa kwestig jest mozliwo$é dalszego leczenia zdiagnozowanych pacjentéw w
ramach publicznego systemu opieki zdrowotnej. Aby choroba mogta zostaé¢ wtgczona do
panelu badan przesiewowych ten warunek musi by¢ spetniony. Powszechnie przyjeta
zasadna dot. badan przesiewowych stanowi, ze wykonuje sie je wtedy, kiedy mozna
zaproponowad pacjentowi skuteczng terapie. W zwiazku z powyzszym nie jest mozliwe
niezwtoczne witaczenie wskazanej choroby do programu badan przesiewowych

noworodkéw.

Nalezy jednak podkresli¢, ze Polska znajduje sie w czotéwce europejskich panstw pod
wzgledem liczby choréb wykrywanych w badaniach przesiewowych u noworodkoéw.
Ministerstwo Zdrowia podziela stanowisko, ze badania przesiewowe s3g kluczowym
elementem profilaktyki i sg niezbedne do jak najwczes$niejszego wdrozenia skutecznego
leczenia, dlatego kwestia rozszerzania programu o kolejne choroby pozostaje otwarta, z

zastrzezeniem powyzszych uwag.

W organizacji kompleksowej i skoordynowanej opieki medycznej nad pacjentami z
chorobami rzadkimi kluczowa role petnig Osrodki Eksperckie Choréb Rzadkich (OECR)
powotane przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia, ktére dzieki wspdtpracy z
Europejskimi Sieciami Referencyjnymi dla Chordob Rzadkich (ERN) oraz dziataniu na
obszarze kraju, realizujg swiadczenia w zakresie diagnostyki i leczenia choréb rzadkich.
OECR s3 powigzane z Europejskimi Sieciami Referencyjnych dla Choréb Rzadkich przez

cztonkostwo wich strukturach, zgodnie z profilem udzielanych $wiadczen opieki zdrowotnej.
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Aktualnie w Polsce sg 44 Osrodki Eksperckie Choréb Rzadkich powotane w trybie uznania
kompetencji. Ponadto istnieje szereg innych rozpoznawalnych o$rodkéw, ktére od lat
prowadza diagnostyke oraz zapewniajg leczenie i opieke pacjentom z okreslonymi

chorobami lub grupami choréb rzadkich.

Kolejne osrodki bedg mogty ubiegaé sie o nadanie statusu OECR po wejsciu w zycie
przepiséw ustawy zmieniajacej ustawe o swiadczeniach zdrowotnych finansowanych ze
srodkéw publicznych, gdzie okresla sie tryb uzyskania statusu OECR. Wielomiesieczne prace
nad zapisami ustawy zostaty zakonczone. Projekt zostat poddany konsultacjom publicznym.
Proces legislacyjny nadal trwa, ale zaktada sie, ze ustawa wejdzie w zycie w 2026 roku. Na
podstawie ustawy Minister Zdrowia wyda rozporzadzenie, w ktérym zostang wskazane
szczegbtowe warunki uzyskania statusu OECR, w tym kwestie zwigzane z dostepem do

badan m.in. obrazowych stuzacych diagnostyce oraz monitorowaniu choroby rzadkiej.

Minister Zdrowia wraz z Rada do spraw Choréb Rzadkich dazy do opracowania mozliwie
uniwersalnych rozwigzan organizacyjnych dla pacjentéw z podejrzeniem lub rozpoznaniem
choroby rzadkiej. Dzieki tworzeniu kolejnych Osrodkéw Eksperckich koordynacja Sciezki

pacjenta ulegnie poprawie.

Jednoczes$nie mamy na uwadze postulaty dotyczace roli koordynatora leczenia, ktére
docierajg do Ministerstwa Zdrowia. Kwestia ewentualnego ustanowienia koordynatora
leczenia, ktéry wspieratby pacjentéw w zakresie m.in. terminowej realizacji badan
kontrolnych zostanie poddana analizie. Warto doda¢é, ze dzieki nowym rozwigzaniom z
zakresu e-zdrowia koordynacja tej Sciezki bedzie tatwiejsza dla pracownikéw ochrony

zdrowia.

Odnoszac sie do mozliwosdci uregulowania kwestii gwarantowanego dostepu do
rygorystycznej diety niskottuszczowej dla dzieci z chorobami metabolicznymi
przebywajacych w placéwkach oswiatowych Minister Zdrowia wskazuje, iz w zwigzku z
postulatami zgtoszonymi w toku konsultacji publicznych rozporzadzenia sklepikowego?
dotyczacymi koniecznosci zapewnienia dostepu do diet eliminacyjnych na terenie jednostek
systemu oswiaty, Ministerstwo Zdrowia we wspétpracy z Gtéwnym Inspektoratem
Sanitarnym prowadzi prace analityczne dotyczace modyfikacji upowaznienia ustawowego
dla Ministra Zdrowia do wydania aktu regulujacego zasady zywienia dzieci i mtodziezy na
dietach eliminacyjnych na terenie jednostek systemu os$wiaty. Aktualne brzmienie delegaciji
ustawowej, na podstawie, ktérej zostato wydane rozporzadzenie sklepikowe uniemozliwia

uregulowanie kwestii diet eliminacyjnych czy leczniczych w jednostkach systemu oswiaty.

L https://www.gov.pl/web/zdrowie/minister-zdrowia-podpisal-nowe-rozporzadzenie-w-sprawie-
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Odpowiadajac na zagadnienie nieréwnosci w systemie orzekania o niepetnosprawnosci -
kwestie zwigzane z orzecznictwem pozostajg w kompetencjach Ministerstwa Rodziny, Pracy

i Polityki Spotecznej, ktory jest Organem wtasciwym do kierowania zapytan w tym temacie.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Katarzyna Kacperczyk

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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