ASG.050.171.2026.EM
Warszawa, 15 lipca 2026

Pan
Wtodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu RP

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 17997 z 2 lipca 2026 r. Poset Ewy Leniart i grupy postéw w
sprawie leczenia zespotu Pompego po 18. roku zycia, uprzejmie prosze o przyjecie
ponizszych informacji w odpowiedzi na pytania:

1. lle 0sob powyzej 18. roku Zycia ze zdiagnozowang choroba Pompego (ICD-10: E74.0) jest
aktualnie leczonych w ramach programu lekowego B.22 na terenie Rzeczypospolite/
Polskiej?

Na dzien 10 lipca 2026 r. liczba pacjentéw dorostych otrzymujacych leczenie w ramach
programu lekowego B.22 Leczenie pacjentow z chorobg Pompego (ICD-10: E74.0) wynosi
49. Informacje nt. populacji pacjentéw z podziatem na dzieci i dorostych oraz wykazem
osrodkéw, ktére prowadza leczenie w ramach programu lekowego przekazuje w zataczniku
nr 1 do pisma.

2. Jakie konkretnie procedury i standardy medyczne (tzw. sciezka pacjenta) zostaty
wypracowane przez Ministerstwo Zdrowia, aby zapewnic pfynne, bezprzerwowe przejscie
pacfenta z choroba Pompego z systemu opieki pediatrycznef do opieki nad dorostymi po
ukoriczeniu 18. roku Zycia?

Pacjenci, ktorzy ukonczyli 18 rok zycia mogg kontynuowac leczenie w osrodkach dla
pacjentow dorostych na ogélnie przyjetych zasadach. Programy lekowe nie maja odrebnie
zdefiniowanych procedur dedykowanych zmianie osrodka leczacego pacjenta.

Zgodnie art. 29 i 30 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej ! pacjent ma prawo wyboru
osrodka leczacego. W tym miejscu nalezy wskazaé, ze przypadku koniecznosci kontynuacji
leczenia w o$rodku pediatrycznym, do czasu przeniesienia pacjenta do leczenia w osrodku
dla dorostych, swiadczeniodawca ma mozliwos¢ wystgpienia do Dyrektora wtasciwego
Oddziatu Wojewddzkiego NFZ z wnioskiem o umozliwienie kontynuacji tej terapii.
Analogicznie, w sytuacji, gdy petnoletni pacjent, pomimo mozliwosci podjecia leczenia w
osrodku dla dorostych, wyraza wole kontynuowania terapii w dotychczasowym osrodku
pediatrycznym, Swiadczeniodawca moze wystapi¢ do wtasciwego oddziatu wojewddzkiego
NFZ z wnioskiem o zgode na dalsze leczenie pacjenta w tym osrodku.

Przyjete rozwigzania maja na celu zapewnienie ciggtosci leczenia i unikniecie przerw w
terapii zwigzanych z osiagnieciem petnoletnosci przez pacjenta. Jednoczesnie przekazanie
pacjenta z opieki pediatrycznej do opieki dla dorostych powinno odbywac sie z
zachowaniem ciggtosci procesu terapeutycznego oraz we wspotpracy lekarzy

1 Ustawa z dnia 27 sierpnia 2024 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw

publicznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 1461, z pdzn. zm.).
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prowadzacych z obu osrodkéw, tak aby zapewnié pacjentowi bezpieczng i ptynna
kontynuacje leczenia. Co do zasady, lekarz prowadzacy, ktéry zakonczyt opieke nad
pacjentem z uwagi na ukohczenie 18 r.z. zobowigzany jest do wskazania dalszego
postepowania i pokierowania do odpowiedniej placéwki medycznej celem zapewnienia
ciggtosci leczenia.

Pragne doda¢, ze z uwagi na specyfike choréb rzadkich Minister Zdrowia wraz z Rada dla
Choréb Rzadkich analizuje mozliwos¢ wprowadzenia mechanizméw dla zachowania
ciggtosci leczenia pacjentéw z chorobami rzadkimi po przejsciu z opieki pediatrycznej do
opieki dla dorostych.

3. Czy Ministerstwo Zdrowia monitoruje czas, jaki uptywa od ostatnief dawki leku podanef
w placowce pediatrycznej do pierwszej dawki podanej w placowce dla dorostych? Czy
odnotowano przypadki przerw w terapii z powodow formalno-biurokratycznych w ciggu
ostatnich 3 lat?

Zgodnie z obowigzujacym opisem programu lekowego? kwalifikacja i weryfikacja oceny
skutecznosci leczenia pacjentéw w programie lekowym odbywa sie z udziatem ekspertéw
Zespotu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich. W sktadzie Zespotu znajduja sie
ekspercii specjalisci, ktérzy swoja wiedzg, doswiadczeniem, gwarantuja rzetelng ocene
procesu leczenia pacjentéw w programie lekowym. Zespét ocenia skutecznosé leczenia
pacjentéw w programie na podstawie wnioskéw przekazywanych przez lekarzy
prowadzacych leczenie pacjentéw. Ocena taka, jest dokonywana zgodnie z opisem
programu lekowego co 6 miesiecy. Ponadto, nalezy wskazaé, ze zgodnie z regulaminem prac
Zespotu* decyzje nt. mozliwosci kontynuacji leczenia pacjenta w programie moga by¢
podejmowane indywidualnie pomiedzy posiedzeniami Zespotu.

Rozwigzanie to zostato wprowadzone w celu zapewnienia ciggtosci terapii oraz
ograniczenia ryzyka wystapienia przerw w leczeniu wynikajacych z kwestii organizacyjnych
lub formalnych. Jednoczesnie obowigzujace mechanizmy kwalifikacji

i kontynuacji leczenia, w tym mozliwo$¢é podejmowania decyzji przez Zespét Koordynacyjny
w trybie indywidualnym, stuzg zapewnieniu ptynnego przejscia pacjentéw pomiedzy opieka
pediatryczng a opieka dla dorostych i zachowaniu ciggtosci leczenia.

Ministerstwo Zdrowia nie prowadzi biezacego, indywidualnego monitorowania ciggtosci
terapii pacjentéw leczonych w ramach programéw lekowych. Dane dotyczace przebiegu
terapii w programach lekowych sg gromadzone i przetwarzane w systemie monitorowania
programéw lekowych (SMPT), ktéry jest tworzony i aktualizowany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia. Dostep bezposredni do SMPT posiadaja
Swiadczeniodawcy, zespoty koordynacyjne i Narodowy Fundusz Zdrowia. Nalezy rowniez
wskazaé, ze Centrala NFZ nie otrzymywata sygnatéw wskazujgcych na systemowe
problemy z kontynuacja leczenia pacjentéw z chorobg Pompego po ukonczeniu 18. roku
zycia.

4. Ktore szpitale dla dorostych w Polsce posiadajg obecnie podpisany kontrakt z NFZ na
realizacje programu B.22 i sg w petni przygotowane (kadrowo oraz infrastrukturalnie) do
przefmowania petnoletnich pacjentow? Czy ich rozmieszczenie geograficzne gwarantuje
rownomierny dostep do leczenia?

Dane dotyczace liczby osrodkow ktére prowadza leczenie w ramach programu lekowego
B.22iich rozmieszczenia przedstawiono w zataczniku nr 1 do pisma.

3 Obwieszczenie Ministra Zdrowia z dnia 17 czerwca 2026 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekéw, srodkéw spozywcezych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
nadzien 1 lipca 2026 r. (Dz. Urz. Min. Zdr. poz. 46).
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Z danych NFZ wynika, ze leczenie w ramach programu B.22 jest realizowane przez osrodki
zlokalizowane na terenie wielu wojewédztw, w tym m.in. w Warszawie, Krakowie,
Wroctawiu, Poznaniu, Gdansku, Lublinie, Biatymstoku, Rzeszowie, Szczecinie i Katowicach,
co zapewnia dostep do leczenia w réznych regionach kraju. Jednoczesnie, ze wzgledu na
rzadkie wystepowanie choroby Pompego oraz niewielka liczbe pacjentéw, leczenie
koncentruje sie w wyspecjalizowanych osrodkach posiadajacych doswiadczenie w
diagnostyce i terapii choréb rzadkich.

Zarzadzenie Prezesa NFZ> okresla wymagania dla podmiotéw, ktore moga realizowaé
Swiadczenia w przedmiotowym programie lekowym. Zgodnie z zatagcznikiem nr 3 do
zarzadzenia - Wymagania wobec $wiadczeniodawcéw udzielajgcych swiadczen z zakresu
programéw lekowych, program lekowy moze by¢ realizowany w nastepujacych komérkach
organizacyjnych:

03.0000.322.02 Leczenie pacjentow z chorobg Pompego
kod resortowy nazwa
4000

oddziat choréb wewnetrznych z mozliwoscig udzielania
Swiadczen w zakresie choréb metabolicznych

HC.1.1. lub HC.1.2.
43 lub 44 lub 123

4008 oddziat choréb metabolicznych
4009 oddziat choréb metabolicznych dla dzieci
4020 oddziat diabetologiczny

4030 oddziat endokrynologiczny

4031 oddziat endokrynologiczny dla dzieci
4220 oddziat neurologiczny

4221 oddziat neurologiczny dla dzieci
4401 oddziat pediatryczny

Ponadto, $wiadczeniodawca musi zapewnic dostep do oddziatu anestezjologii i intensywnej
terapii, dostep do odpowiednich konsultacji lekarzy specjalistéw w okreslonych dziedzinach
medycyny, w tym dostep do konsultacji psychologicznej, fizjoterapeutyczne;j.

Umowy na realizacje ww. programu lekowego sg zawarte i dotychczas do Centrali NFZ nie
wptywaty sygnaty swiadczace o koniecznosci zabezpieczenia dodatkowych miejsc
udzielania swiadczeh w programie. W tym miejscu nalezy wskaza¢, ze dyrektorzy
Oddziatéw Wojewddzkich Narodowego Funduszu Zdrowia sg odpowiedzialni za
zabezpieczenie dostepu do realizacji programéw lekowych na terenie okreslonych
wojewodztw. W zakresie posiadanych kompetencji wspétpracuja takze z wtasciwymi dla
danej dziedziny medycyny konsultantami wojewddzkimi, ktérzy sg odpowiedzialni min. za
okreslenie potrzeb populacyjnych pozwalajgcych na zabezpieczenie dostepu do terapii w
danym wojewddztwie.

Wskazad nalezy takze, ze choroba Pompego jest choroba rzadka, aktualnie w ramach
programu lekowego leczonych jest 67 pacjentéw. W wiekszosci osrodkoéw liczba leczonych
pacjentow jest niewielka, stad tez w ocenie Centrali NFZ, zabezpieczenie dostepu do
leczenia w programie w odniesieniu do liczby pacjentéow zakwalifikowanych do leczeniaw
programie, nalezy uznac za odpowiednie.
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5. Czy wramach aktualizacfi Krajowego Planu dla Chorob Rzadkich przewiduje sie
stworzenie i sfinansowanie dedykowanych Centrow Referencyjnych dla Dorostych z
chorobami metabolicznymi i nerwowo-miesniowymi, ktore oferowatyby skoordynowang
opieke wielospecjalistyczng (neurologiczng, pulmonologiczng i kardiologiczng)?

W organizacji kompleksowej i skoordynowanej opieki nad pacjentami z chorobami rzadkimi
kluczowa role odgrywaja Osrodki Eksperckie Choréb Rzadkich (OECR), powotywane przez
Ministra wtasciwego do spraw zdrowia. Obecnie w Polsce funkcjonujg 44 OECR, a takze
szereg innych wyspecjalizowanych osrodkéw prowadzacych diagnostyke i leczenie
pacjentow z chorobami rzadkimi.

W obszarze choréb nerwowo-miesniowych w Polsce funkcjonuje osrodek nalezacy do
Europejskiej Sieci Referencyjnej ERN EURO-NMD tj. Klinika Neurologii Uniwersyteckiego
Centrum Klinicznego Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego.

Natomiast w obszarze rzadkich choréb metabolicznych polskie o$rodki uczestnicza w sieci
MetabERN, w tym m.in. Instytut Matki i Dziecka w Warszawie, Instytut ,Pomnik - Centrum
Zdrowia Dziecka” oraz Szpital Uniwersytecki w Krakowie. Cztonkostwo w europejskich
sieciach referencyjnych umozliwia wspétprace z osSrodkami eksperckimi z innych panstw,
wymiane doswiadczen oraz konsultowanie szczegolnie ztozonych przypadkéw.

Ministerstwo Zdrowia realizuje obecnie zadania wynikajace z Planu dla Choréb Rzadkich na
2026 r., przyjetego uchwata nr 179 Rady Ministrow z dnia 23 grudnia

2025 r. obejmujace m.in. dalszy rozwoj sieci Osrodkéw Eksperckich Choréb Rzadkich oraz
proces wytaniania kolejnych osrodkéw. Jednoczesnie kolejne podmioty beda mogty ubiegac
sie o status OECR po wejsciu w zycie przepiséw przygotowanej nowelizacji ustawy o
sSwiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych okreslajacych
formalny tryb jego nadawania. Przyjetym kierunkiem dziatan jest rozwdj systemu OECR
oraz wzmacnianie udziatu polskich osrodkéw w Europejskich Sieciach Referencyjnych, tak
aby zapewnic pacjentom dostep do skoordynowanej, wielospecjalistycznej opieki. Ponadto
Ministerstwo Zdrowia uczestniczy obecnie w procesie naboru kandydatéw na osrodki
stowarzyszone (affiliated partners) w ramach Europejskich Sieci Referencyjnych.

6. Czy finansowanie procedur diagnostycznych i kontrolnych (takich jak obligatoryjne,
wykonywane co 6 miesiecy badania spirometryczne, gazometria, testy marszowe i oceny
wskazZnikiem Barthela wymagane przez program lekowy) jest w petni pokrywane z budzZetu
programu B.22, czy tez szpitale dla dorostych musza je wspotfinansowac z ryczattu (co
zniecheca placowki do podpisywania kontraktow na ten program)?

Zakres swiadczenia gwarantowanego, jakim jest program lekowy B.22 Leczenie pacjentow
z chorobg Pompego (ICD-10: E74.0) jest zdefiniowany opisem programu lekowego,
opublikowanym w obwieszczeniu Ministra Zdrowia w sprawie wykazu lekéw
refundowanych, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych. Program lekowy okresla zakres badan niezbednych do kwalifikacji
pacjenta w programie jak i zakres badan wykonywanych w trakcie monitorowania leczenia
w programie. Zgodnie z zapisami 82 ust. 1 pkt. 20) zarzadzenia Prezesa NFZé ryczatt
diagnostyczny jest to produkt rozliczeniowy, w ramach ktérego finansowany jest
usredniony koszt badan diagnostycznych wymaganych przy kwalifikacji i w trakcie realizacji
programu lekowego, wykonywanych u swiadczeniobiorcy objetego tym programem w
danym roku kalendarzowym, z wytaczeniem badan genetycznych wykonywanych w trakcie
kwalifikacji do programu lekowego, z zastrzezeniem § 24 ust. 4.

Majac na uwadze powyzsze, informuje, ze w przypadku pacjentéw zakwalifikowanych do
leczenia w programie lekowym, swiadczeniodawca ma mozliwos¢ rozliczenia ryczattu
diagnostycznego, zgodnie z zasadami okre$lonymi w zarzadzeniu Prezesa NFZ.
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Jednoczesnie nalezy podkresli¢, ze zgodnie z zasadami realizacji programoéw lekowych
finansowane sg wytacznie badania wykonywane u pacjentéw, ktérzy zostali
zakwalifikowani do terapii w danym programie lekowym.

Ministerstwo Zdrowia monitoruje funkcjonowanie programéw lekowych, w tym zgtaszane
przez interesariuszy kwestie dotyczace organizacji i finansowania swiadczen. Dotychczas
nie stwierdzono, aby sposéb finansowania badan diagnostycznych i kontrolnych w ramach
programu lekowego B.22 stanowit systemowag bariere w dostepie do leczenia pacjentéw z
chorobg Pompego lub w zawieraniu umoéw przez Swiadczeniodawcow na realizacje tego
programu. Jednoczes$nie wszelkie uwagi i sygnaty przekazywane przez
Swiadczeniodawcéw, pacjentéw oraz inne podmioty sg na biezaco analizowane w ramach
oceny funkcjonowania programéw lekowych.

Zwyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Tomasz Maciejewski

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/

Zataczniki:
1) Zat. 1do odpowiedzi nainterpelacje nr 17997.docx
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