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Pan

Wihtodzimierz Czarzasty
Marszatek Sejmu
Rzeczypospolitej Polskiej

Szanowny Panie Marszatku,

w odpowiedzi na interpelacje nr 15598 Pani lwony Koztowskiej, Postanki na Sejm
Rzeczypospolitej Polskiej oraz Grupy Postow, w sprawie sytuacji pacjentéw cierpigcych na
ataksje Friedreicha (FA) - rzadka, postepujaca chorobe neurodegeneracyjna o podtozu

genetycznym, Minister Zdrowia przedstawia ponizej nastepujace informacje.

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 2026 r. poz. 253). Na podstawie przepisow art. 37 ww. ustawy
Minister Zdrowia ogtasza co do zasady raz na 3 miesigce, w drodze obwieszczenia wykazy
refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego i

wyrobow medycznych.

Nalezy wskazac, ze pierwszy lek zarejestrowany dla chorych na ataksje Friedreicha - lek
Skyclarys (omaweloksolon) zostat objety refundacjg systemowa od 1.07.2025 r. i jest
dostepny w ramach programu lekowego B.174. LECZENIE CHORYCH NA ATAKSJE
FRIEDREICHA (ICD-10: G11.1).

Program lekowy to $wiadczenie gwarantowane, w ramach ktérego leczenie odbywa sie z
zastosowaniem innowacyjnych, kosztownych substancji czynnych, ktére nie sg

finansowane w ramach innych $wiadczen gwarantowanych. Pacjenci zakwalifikowani do
programu lekowego sa leczeni bezptatnie. W programie B.174. s to pacjenci w wieku co

najmniej 16 lat z rozpoznaniem ataksji Friedreicha potwierdzonej badaniem genetycznym.

Nalezy dodac, ze wskazanie refundacyjne pokrywa sie ze wskazaniem zarejestrowanym w
Charakterystyce Produktu Leczniczego leku Skyclarys! natomiast leczenie w populacji

ponizej 16 roku zycia nie zostato zarejestrowane. Oznacza to, ze podmiot odpowiedzialny

1 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/2025/20250915167463/anx_167463_pl.pdf
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nie przedstawit dowodoéw klinicznych bedacych podstawa do zarejestrowania wskazania u
tej grupy pacjentdéw na etapie rejestracji w Unii Europejskiej. Pomimo ogromnego
zapotrzebowania medycznego na skuteczne i dobrze tolerowane leki dla tej populacji

chorych na chwile obecng mozliwos$ci terapeutyczne sg ograniczone.

Dodatkowo nalezy wskazad, ze lek Skyclarys (omaweloksolon) przed objeciem refundacja
zostat oceniony przez Agencje Technologii Medycznych i Taryfikacji, a w negatywnym
stanowisku Rady Przejrzystosci oraz w negatywnej rekomendacji Prezesa Agenc;ji?

wykazano szereg watpliwosci co do ocenianej technologii medyczne;j.

Ponizej przekazuje informacje w zakresie liczby pacjentéw objetych leczeniem w
przedmiotowym programie lekowym. Jednoczesnie zaznaczam, ze dane te opierajg sie na
realizacji Swiadczenh zwigzanych z podaniem/wydaniem leku w programie, a dane za 2026 r.
obejmujg okres do konca stycznia br. i mogg ulega¢ zmianie wraz z kolejnymi aktualizacjami

systemow informatycznych.

. . 2025 2026
Liczba pacjentow w

rogramie lekowym B.174.
prog y 30 .

Dane na dzien 10.03.2026r.

Kolejna tabela przedstawia informacje na temat liczby osrodkéw realizujacych
przedmiotowy program lekowy w poszczegdlnych wojewdédztwach. W obecnym roku

umowe na realizacje programu posiada 35 swiadczeniodawcéw.

Liczba swiadczeniodawcow
Oddziat NFZ
2025 2026

dolnoslaski 0 2
kujawsko-pomorski 3 3
lubelski 3 3
lubuski 0 1
tédzki 0 2
matopolski 4 4
mazowiecki 6 6

2 https://bip.aotm.gov.pl/zlecenia-mz-2024/1033-6materialy-2024/8733-189-2024-zlc
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opolski 0 0
podkarpacki 1 1
podlaski 2 2
pomorski 1 1
slaski 4 4
swietokrzyski 2 2
warminsko-mazurski 1 1
wielkopolski 2 2
zachodniopomorski 1 1
SUMA 30 35

Dane na dzien 10.03.2026rr.

Nie zanotowano zawiadomien dotyczacych probleméw z dostepnoscia do leczenia ataks;ji
Friedreicha w programie, tym samym uznaje sie, ze liczba realizatoréw programu B.174

zaspokaja biezacy potrzeby tej grupy pacjentéw.

Niezwykle istotng kwestig w obszarze choréb rzadkich jest poprawa dostepu do
nowoczesnej diagnostyki, ktéra pozwoli na unikniecie tzw. ,odysei diagnostycznej”
trwajacej od kilku do nawet kilkunastu lat i generuje ogromne koszty dla systemu ochrony
zdrowia, a dla pacjenta z chorobg rzadka i jego rodziny jest obcigzeniem psychicznym,

materialnym i zdrowotnym.

W celu skrécenia $ciezki diagnostycznej, w tym zwiekszenia dostepnosci badan
genetycznych w 2025 r. do wykazu $wiadczen gwarantowanych w ambulatoryjnej opiece
specjalistycznej (AOS) dodano 2 nowe badania genetyczne: metoda porownawczej
hybrydyzacji ggnomowej do mikromacierzy (aCGH - Array Comparative Genomie
Hybridization) oraz analize ekspresji genu lub kilku gendw (w tym genéw fuzyjnych) przy
uzyciu metody Real-Time PCR -ilo$ciowa reakcja taricuchowa polimerazy w czasie

rzeczywistym (QRT-PCR - Real-Time Quantitative Polymerase Chain Reaction).

Prowadzone s3 prace nad kolejng zmiang w AOS - wprowadzeniem kolejnych badan
genetycznych. Beda to badania: catoeksomowe (WES - Whole Exome Sequencing) z

zastosowaniem sekwencjonowania nastepnej generacji (NGS - Next Generation
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Sequencing) oraz badanie genomu cztowieka metodg sekwencjonowania nastepnej

generacji (NGS) - tzw. mate i $rednie panele celowane NGS.

Aktualnie w Polsce sg 44 Osrodki Eksperckie Choréb Rzadkich (OECR) powotane w trybie
uznania kompetencji. Tworzenie kolejnych OECR jest jednym z zadan Planu dla Choréb
Rzadkich. W Polsce istnieje szereg innych rozpoznawalnych osrodkéw, ktére od lat
prowadza diagnostyke oraz zapewniaja 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. Projekt ustawy zostat poddany konsultacjom publicznych, trwaja kolejne

etapy procesu legislacyjnego.

Nalezy takze poinformowad, ze Ministerstwo Zdrowia nie prowadzi analiz dotyczacych
dtugoterminowych korzysci zdrowotnych i ekonomicznych wynikajacych z wczesnej

diagnozy i wdrozenia terapii modyfikujacej przebieg choroby.

Z wyrazami szacunku

Z upowaznienia Ministra Zdrowia
Katarzyna Kacperczyk

Podsekretarz Stanu

/dokument podpisany elektronicznie/
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