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W nawigzaniu do dotychczasowej korespondencji z Ministerstwem Zdrowial
w przedmiocie probleméw osob z chorobami rzadkimi i ultra rzadkimi, uprzejmie wskazuje

co nastepuje.

Szacuje si¢, ze w Polsce laczna liczba osob chorujacych na choroby rzadkie wynosi
okoto 2,3-3 miliony. Leki stosowane w terapii oso6b dotknietych tymi chorobami sa
kosztowne 1 czesto nie refundowane. Ponadto trudna sytuacja pacjentow wynika przede
wszystkim z charakteru tej grupy choréb — duze zrdéznicowanie w obrgbie chorob
uwarunkowanych genetyczne, rzadkie i bardzo rzadkie wystepowanie, a takze niski poziom
wiedzy w niewyspecjalizowanych placowkach medycznych powoduje duze problemy
diagnostyczne i terapeutyczne. Nieprawidtowe rozpoznawanie i w zwigzku z tym niewtasciwe
leczenie naraza pacjentdw na niepotrzebne cierpienie oraz generuje niejednokrotnie wysokie

koszty opieki zdrowotne;.

Z tych wzgledow celowe jest zar6wno z perspektywy pacjentow, jak i1 efektywnosci

systemu opieki zdrowotnej, przyjecie niezbednych rozwigzan organizacyjnych.

ZauwazyC nalezy, iz problemy pacjentow dotycza dwoéch gltéwnych obszarow:
diagnostyki choroby rzadkiej i jej leczenia. W pierwszym obszarze pacjenci zglaszaja

nastepujace zastrzezenia do systemu opieki zdrowotne;j:

I Pismo z dnia 29 listopada 2016 r., pismo z dnia 8 sierpnia 2017 r., pismo z dnia 18 maja 2018 r., znak: RzPP-
ZPR.420.75.2015.
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e dlugotrwata i czasochlonna diagnostyka, z op6znieniem rozpoznania choroby;

e niedostateczna wiedza medyczna personelu medycznego w obszarze rozpoznawania i
leczenia choroby rzadkiej (co jest charakterystyczne dla choroby rzadkiej, jednakze w

znacznym stopniu utrudnia diagnostyke);

e niedostateczna liczba osrodkéw przygotowanych do rozpoznawania chorob rzadkich

(metabolicznych i genetycznych).

Natomiast w przedmiocie udzielania $wiadczen zdrowotnych juz zdiagnozowanemu

pacjentowi wystepujg ponizsze trudnosci:
¢ niedostateczny dostep do terapii zgodnych z aktualng wiedzg medyczna;

e wydawanie przez personel medyczny zalecen niezgodnych z aktualng wiedza
medyczng, co zwigzane jest z trudnoscig w pozyskiwaniu informacji o wiasciwym

postepowaniu w danej chorobie rzadkiej;
e brak zalecen w przedmiocie leczenia i postepowania w danej chorobie rzadkiej;
e ograniczony dostep do produktéw leczniczych.
Odrebnym problemem pozostaje finansowanie $wiadczen zdrowotnych dla chorob rzadkich.

Zgodnie z informacjami przekazanymi do Biura Rzecznika Praw Pacjenta w pismie
Ministerstwa Zdrowia z dnia 14 sierpnia 2018 r. znak: 0Z0.50.128.2018.EF wskazano, iz
Ministerstwo podejmuje starania w celu zastosowania si¢ do zalecen Rady Unii Europejskiej
z dnia 8 czerwca 2009 r. w sprawie dziatan w dziedzinie chorob rzadkich (2009/C 151/02), w
przedmiocie opracowania i przyje¢cia planu lub strategii w panstwach cztonkowskich. Celem
przedmiotowego dokumentu programowego byloby ukierunkowanie oraz zorganizowanie
stosownych dziatan w dziedzinie rzadkich chorob w ramach systemu zdrowotnego i
socjalnego. Jak poinformowano w uprzedniej korespondencji, przygotowany zostal projekt
wewnetrznego dokumentu pn.: ,,Plan dla chordb rzadkich. Dziatania operacyjne na lata 2018 -
2020", okreslajacy stosowne zadania dla poszczegélnych departamentéw wraz z

harmonogramem ich realizacji nad ktorym trwaty prace wewngtrzne.

Niemniej jednak, z powtarzajacych si¢ doniesien medialnych wynikato, iz termin jego

wdrozenia byl zmieniany?. Powotano Zespot, ktory miat ukonczy¢ prace nad nowym planem

2 http://www.rynekzdrowia.pl/Farmacja/MZ-Narodowy-Plan-dla-Chorob-Rzadkich-najpozniej-do-konca-2018-
r,181734,6.html



do dnia 28 lutego 2019 r.> Zrozumialym jest konieczno$¢ wypracowania zadowalajacych
rozwigzan dla wielu srodowisk, z uwzglednieniem dostgpnych rozwigzah organizacyjnych 1
mozliwos$ci finansowych systemu, niemniej jednak brak konkretnego terminu zakonczenia
poteguje niepewnos¢ wsrod osob chorych. Majac powyzsze na wzgledzie, uprzejmie prosz¢ o

wskazanie planowanego terminu publikacji przedmiotowego planu.

Niezaleznie od powyzszego chcialbym rowniez podkresli¢, iz zgodnie z uprzednio
publikowanymi przez Ministerstwo Zdrowia informacjami, struktur¢ Narodowego Planu dla
Chorob Rzadkich* okres$lono nastepujaco: klasyfikacja i rejestr chordb rzadkich; diagnostyka
choréb rzadkich (w tym budowa Systemu Osrodkéw Referencyjnych), opieka zdrowotna dla
pacjentow z chorobami rzadkimi, zintegrowana pomoc socjalna dla pacjentéw z chorobami
rzadkimi 1 ich rodzin, informacja, nauka i edukacja w zakresie chorob rzadkich, a takze
monitorowanie realizacji planu. Przedmiotowa struktura wydaje si¢ uwzglednia¢ wigkszo$¢
probleméw zglaszanych Rzecznikowi przez pacjentéw. Niemniej jednak, cheiatbym zwrdcié
uwage, 1z celem skuteczniejszej diagnostyki istotnym pozostaje rozwazenie wdrozenia
osrodka o charakterze konsultacyjnym, ktory dzialajac w trybie ambulatoryjnym
koordynowataby rozpoznanie choroby rzadkiej i przekazanie pacjenta do wlasciwego osrodka
referencyjnego. Z korzyscig dla pacjentow byloby réwniez stworzenie infolinii w takim
osrodku, ktora pomoglaby im odnalez¢ si¢ w systemie. Za wazne postrzegam rowniez
dotarcie do pacjentéw 1 personelu medycznego niezajmujgcego si¢ na co dzien chorobami
rzadkimi z informacja o liscie osrodkéw podejmujacych si¢ diagnostyki i leczenia pacjentow,

a takze wytycznych w postepowaniu przy podejrzeniu rozpoznania choroby rzadkie;.

Majac na wzgledzie powyzsze, dziatajac na podstawie art. 47 ust. 1 pkt 7 ustawy,

uprzejmie prosz¢ o wskazanie:
1) W jakim terminie jest planowana publikacja planu?
2) Czy przedstawiony powyzszej schemat planu pozostaje aktualny?

3) Czy planuje si¢ stworzenie obok sieci osrodkéw referencyjnych, osrodka

koordynujacego leczenie pacjenta, w tym utworzenie dedykowanej infolinii?

4) Czy osérodki referencyjne umozliwiag udzielanie konsultacji pacjentom za

posrednictwem $rodkéw porozumiewania si¢ na odlegtosc?

3 https://www.politykazdrowotna.com/39459,mz-specjalny-zespol-opracuje-projekt-narodowego-planu-dla-
chorob-rzadkich
4 http://www.archiwum.mz.gov.pl/leczenie/choroby-rzadkie/narodowy-plan-dla-chorob-rzadkich/



5) Jakie dziatania sg podejmowane w przedmiocie zwigckszenia dostgpnosci
pacjentow do europejskich sieci referencyjnych specjalizujacych si¢ w

diagnostyce i leczeniu danej choroby rzadkiej?

6) W Polityce Lekowej Panstwa na lata 2018-2022 wskazano, iz ,,warto rozwazy¢
odstepstwo od ogolnie przyjetej procedury oceny lekow w przypadku terapii
stosowanych w chorobach rzadkich i ultra rzadkich, z zachowaniem ich kosztowe;
efektywnosci i wplywu na budzet” z sugestia wprowadzenia dodatkowych
narzedzi oceny technologii lekowych’ — uprzejmie prosze o udzielenie przez Pana

Ministra informacji czy podj¢to prace koncepcyjne w tym zakresie?

Bede wdzigczny za ustosunkowanie si¢ do przedmiotowych kwestii. Jednocze$nie
zapewniam, iz zrozumiate s3 dla mnie trudno$ci w stworzeniu dokumentu strategicznego
biorac pod uwage charakter problemow poszczegdlnych chorob rzadkich i1 z tych wzgledéw

pragne serdecznie podzickowac, iz Pan Minister podjat si¢ tego niezmiernie trudnego zadania.

Z upowaznienia
RZECZNIKA PRAW PACJENTA

Grzegorz Blazewicz
Zastgpca Rzecznika Praw Pacjenta

> str. 17, 69 Polityka Lekowa Panstwa na lata 2018-2022, https://www.gov.pl/web/zdrowie/rada-ministrow-
przyjela-dokument-polityka-lekowa-panstwa-20182022
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