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Warszawa, 24 wrzesnia 2026

Pan

Witodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 19573 z 8.09.2026 r., Postanki Ewy Leniart, w sprawie
zapewnienia finansowania leczenia chorym na zespot Pompego po 18. roku zycia, Minister

Zdrowia przekazuje ponizsze informacje.

Na wstepie wskazuje, iz kwestie zwigzane z refundacja reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011
r. o refundacji lekéw, sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253, z pdzn. zm.), zwana dalej ,ustawa o

refundacji”.

Na podstawie przepiséw art. 37 ustawy o refundacji Minister Zdrowia ogtasza raz na 3
miesigce, w drodze obwieszczenia, wykaz refundowanych lekéw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego i wyrobéw medycznych, bedacy listg lekow, ktére

- na moment ogtoszenia wykazu - posiadajg aktualne decyzje o objeciu refundacja.

Zgodnie z trescig obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 17 czerwca 2026 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekéw, $rodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 lipca 2026 r. w ramach programu lekowego
B.22. LECZENIE PACJENTOW Z CHOROBA POMPEGO (ICD-10: E74.0) finansowane sa
dwa produkty lecznicze: Nexviadyme (avalglucosidasum alfa) oraz Myozyme

(Alglucosidasum alfa).

Kwalifikacja do programu B.22. LECZENIE PACJENTOW Z CHOROBA POMPEGO (ICD-10:

E74.0) odbywa sie zgodnie z kryteriami wskazanymi w programie lekowym:

Do leczenia alglukozydaza alfa lub awalglukozydaza alfa kwalifikowani sa pacjenci, ktorzy

spetniaja ponizsze kryteria:
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1) diagnoza choroby Pompego na podstawie udokumentowanego braku lub gtebokiego
niedoboru aktywnosci alfa-glukozydazy w leukocytach krwi obwodowej [ub

fibroblastach skory, potwierdzona badaniem molekularnym;

2) klasyczna postac (wczesna, typ niemowlecy) lub nieklasyczna postac (pozna, late-onset)

choroby Pompego,

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sa rowniez pacjenci, ktorzy byli leczeni w
ramach innego sposobu finansowania terapii, z wyjatkiem trwajacych badari klinicznych, pod
warunkiem, Ze w chwili rozpoczecia leczenia spetniali kryteria kwalifikacii do programu

lekowego.

Leczenie w programie trwa do czasu podjecia przez Zespét Koordynacyjny ds. Choréb
Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o wytaczeniu $wiadczeniobiorcy z

programu, zgodnie z kryteriami wytaczenia opisanymi w programie:

1) stwierdzenie braku skutecznosci leczenia - weryfikacje skutecznosci leczenia dokonuje
co 6 miesiecy Zespot Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich, na podstawie

nadestanej karty monitorowania terapii;

2) znaczna progresja choroby pojawiajaca sie pomimo leczenia, szczegolnie wymagajaca
uzycia respiratora zastepujgcego oddech pacjenta przez 24h/dobe przy braku

stabilizacji lub poprawy w okresie 3 miesiecy;

3) wystapienie zagrazajacej Zyciu albo nieakceptowalnej toksycznosci pomimo

zastosowania adekwatnego postepowania,

4) obecnosc powaznych wrodzonych anomalii lub chorob wspdtistniejgcych, ktore w
ocenie lekarza kwalifikujacego do leczenia lub Zespotu Koordynacyjnego ds. Chordb

Ultrarzadkich, moga uniemoZliwic poprawe stanu zdrowia swiadczeniobiorcy;
5) okres ciaZy lub karmienia piersia;

6) wystapienie nadwrazliwosci na lek lub substancje pomocnicza uniemoZliwiajace

kontynuacje leczenia;

7)brak wspdtoracy Ilub nieprzestrzeganie zaleceri lekarskich, w tym zwifaszcza
dotyczgcych okresowych badari kontrolnych oceniajagcych skutecznosc¢ 7

bezpieczeristwo leczenia ze strony swiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekundow.

Nalezy stanowczo podkreslic, iz kryteria wytaczenia z programu lekowego B.22 nie maja

charakteru bezwzglednego ani jednoznacznie rozstrzygajacego, lecz majg charakter oceny i
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wymagaja kazdorazowo odniesienia do catoksztattu sytuacji klinicznej pacjenta. Co istotne

osiagniecie 18 r.z. w zaden sposdb nie dyskwalifikuje pacjenta z dalszej terapii.

Decyzja o rozpoczeciu procedury kwalifikacji pacjenta do programu lekowego nalezy do
lekarza prowadzacego. Lekarz, kierujac sie aktualng wiedza medyczng oraz wykorzystujac
dostepne metody diagnostyczne i terapeutyczne, podejmuje decyzje co do wtasciwego

postepowania w okreslonym stanie klinicznym pacjenta.

W przypadku programu lekowego B.22 ostatecznej kwalifikacji Swiadczeniobiorcy do terapii
dokonuje Zespot Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich, w ktérego sktad wchodza krajowi
eksperci posiadajagcy doswiadczenie w diagnostyce i leczeniu chordb rzadkich, w tym
konsultanci krajowi w dziedzinie pediatrii metabolicznej oraz endokrynologii i diabetologii
dzieciecej. Kazdy przypadek oceniany na posiedzeniu jest przedmiotem analizy obejmujacej
catoksztatt sytuacji klinicznej pacjenta, przebieg choroby, dotychczasowe efekty leczenia
oraz aktualne rokowanie. Decyzje o przerwaniu leczenia moze podjgé zaréowno lekarz
prowadzacy, jak i Zespot Koordynacyjny, zgodnie z warunkami okreslonymi w opisie
programu lekowego, przy czym nalezy podkresli¢, iz kryteria wytaczenia z programu
lekowego, wskazujgce na skutecznos¢ terapii, nie majg charakteru bezwzglednego, lecz
podlegajg indywidualnej ocenie klinicznej. Zespot Koordynacyjny, realizujagc zadania
ustawowe wynikajace z art. 16b ustawy o refundacji jest obowigzany w szczegdlnosci do
monitorowania i oceny skutecznosci terapii stosowanej u pacjentow objetych programem, w

tym powinien rozstrzygac o wytaczeniu s$wiadczeniobiorcéw z programu.

Minister Zdrowia wskazuje, ze sprawa dotyczaca wytgczenia Pacjentki z programu lekowego
jest mu znana i byta juz przedmiotem wielokrotnych analiz oraz korespondencji. Rodzina
Pacjentki kilkukrotnie otrzymata wyczerpujace informacje i wyjasnienia zaréwno ze strony
Ministerstwa Zdrowia, jak rowniez Narodowego Funduszu Zdrowia oraz Zespotu

Koordynujacego.

Minister Zdrowia powierzyt zespotom koordynacyjnym ustawowe zadanie kwalifikowania
pacjentow do leczenia oraz oceny =zasadnosci jego kontynuacji, przyjmujac, ze
w przypadkach szczegdlnie ztozonych i granicznych rozstrzygniecie w drodze gtosowania,
oparte na specjalistycznej wiedzy i doswiadczeniu klinicznym grupy ekspertéw, zapewnia
najbardziej miarodajny i bezpieczny sposéb podejmowania decyzji terapeutycznych. Wobec

tego, przy braku nowych okoliczno$ci medycznych lub uchybien proceduralnych, nie ma
podstaw do podwazania merytorycznych rozstrzygnie¢ podejmowanych przez Zespét w
granicach powierzonych mu kompetencji, a wiec przepisy nie przewidujg dodatkowych

srodkéw weryfikacji decyzji medycznych podejmowanych przez Zespot.
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Odnoszac sie do kwestii kontynuacji leczenia pacjentéw osiggajacych petnoletnos$é w
programach lekowych, nalezy wskazaé, ze w przypadku chordb rzadkich, wymagajacych
wysokospecjalistycznej opieki oraz szczegdlnego doswiadczenia w prowadzeniu danej
jednostki chorobowej, w praktyce klinicznej stosowanym rozwigzaniem jest kontynuacja
leczenia w dotychczasowym osrodku pediatrycznym. Dotyczy to w szczegdlnosci sytuacji, w
ktérych leczenie prowadzone jest przez wyspecjalizowany zespét posiadajagcy wieloletnig
znajomos$¢ przebiegu choroby oraz indywidualnej sytuacji klinicznej pacjenta. Jezeli pacjent
po ukonczeniu 18 r.z. spetnia kryteria kontynuacji okre$lone w programie lekowym,
konieczne jest odpowiednio wczesniejsze ztozenie przez osrodek wniosku w Bazie Rozliczen
Indywidualnych, aby zapewnié¢ ciggtosé leczenia i mozliwos$¢ jego rozliczenia. Wtasciwag
podstawa prawng jest zarzadzenie nr 95/2018/DSOZ Prezesa NFZ z 20 wrze$nia 2018 r.w

sprawie wnioskow o indywidualne rozliczenie swiadczeri i Bazy Rozliczeri Indywidualnych.

Zgodnie z § 2 ust. 1 pkt 3 lit. b zarzadzenia mozliwe jest indywidualne sprawozdanie lub
rozliczenie $wiadczenia udzielonego niezgodnie z wiekiem $wiadczeniobiorcy, czyli m.in.
pacjentowi petnoletniemu w zakresie przeznaczonym dla dzieci. Procedura w tym zakresie

ksztattuje sie nastepujaco:

1. Wniosek skfada $wiadczeniodawca realizujacy program, a nie pacjent ani

stowarzyszenie;
2. Whniosek jest kierowany do dyrektora OW NFZ, z ktérym osrodek ma zawartg umowe;
3. Whniosek sporzadza sie wedtug wzoru okreslonego w zataczniku nr 3 do zarzadzenia;
4. Jest on generowany elektronicznie w Bazie Rozliczen Indywidualnych (BRI);

5. Powinien zawiera¢ uzasadnienie medyczne kontynuowania leczenia pacjenta

petnoletniego w osrodku pediatrycznym oraz dane dotyczace Swiadczenia i umowy;

6. Dyrektor OW NFZ wydaje decyzje w terminie 15 dni roboczych od otrzymania

kompletnego wniosku;

7. Zgoda umozliwia prawidtowe sprawozdanie i rozliczenie swiadczen udzielanych
dorostemu pacjentowi przez osrodek pediatryczny. W przypadku odmowy
Swiadczeniodawca moze wystapi¢ o ponowne rozpatrzenie sprawy w terminie 7 dni

roboczych.

W opiece nad pacjentami z chorobami rzadkimi wyzwaniem stat sie proces przekazywania
pacjenta do leczenia w osrodku dla dorostych po ukoriczeniu 18 r.z. Temat ten podejmowany
byt na réznego typu posiedzeniach dotyczacych chordéb rzadkich, gdzie m.in. przedstawiano
modele wspoétpracy pomiedzy lekarzami obejmujacymi opieka dzieci i dorostych. Kwestia

przygotowania pacjenta do przejscia pod opieke lekarzy dla dorostych oraz przygotowanie
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personelu, jest takze przedmiotem zainteresowania ekspertéw z Rady do spraw Chorob
Rzadkich. Do uzgodnienia pozostajg zaréwno kwestie organizacyjne jak i finansowe.
Ministerstwo Zdrowia zwrdcito sie do Narodowego Funduszu Zdrowia o stanowisko w
zakresie mozliwosci wprowadzenia stosownych mechanizméw rozliczeniowych.
Wspbtprace w tym zakresie beda wspiera¢ wdrazane narzedzia e-zdrowia m.in. System d/la
Chorob Rzadkich, z ktérego bedzie generowad sie Karta Pacjenta z Choroba oraz e-
Konsylium.

Z wyrazami szacunku

z upowaznienia Ministra Zdrowia

Katarzyna Kacperczyk

Podsekretarz Stanu
/dokument podpisany elektronicznie/
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