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O fundac;ji

Fundacja Instytut Rozwoju Spraw Spotecznych (IRSS) to obywatelski think tank powota-
ny do zycia w maju 2020 roku jako osrodek analityczno-badawczy i strategiczny partner
Fundacji Kulskich na rzecz relacji polsko-amerykanskich. Misjg IRSS jest dostarczanie de-
cydentom przekrojowych materiatow analitycznych poprzez zaangazowanie w dyskurs
publiczny szerokiego grona liderow opinii, ekspertow sektorowych, przedstawicieli strony
spotecznej (pracownikow, pracodawcow etc.), a takze mediow i przedstawicieli admini-
stracji publicznej — zarowno na szczeblu centralnym, jak i samorzgdowym.

Idea konferenc;ji

Konferencja Instytutu Rozwoju Spraw Spotecznych wpisuje sie w poszukiwania nowej dro-
gi dla zjednoczonej Europy, ktore zostaty zapoczatkowane inicjatywg Future of Europe.
To wyjatkowa okazja, by gtos obywateli krajow Unii Europejskiej mogt zostac ustyszany
I wystuchany przez ogolnounijne gremia decyzyjne. Panstwa cztonkowskie stojg w obliczu
wielu wyzwan zwigzanych z definicjg tozsamosci europejskiej, problemami spotecznymi
I gospodarczymi w wymiarze catego kontynentu, jak i panstw narodowych, a takze potrze-
bg zagospodarowania kapitatu spotecznego i potencjatu tkwigcego w spoteczenstwie oby-
watelskim. Na potrzebe poszukiwania optymalnych rozwigzan dla zarysowanych powyzej
wyzwan naktada sie Swiadomosc samych organow unijnych, ze panstwa cztonkowskie
I ich obywatele powinni miec wiekszy wptyw na ksztatt zjednoczonej Europy w przysztosci.
Szczegolny kontekst dla poszukiwania nowych drog rozwoju Unii Europejskiej wyznacza
pandemia COVID-19 i jej nastepstwa. Skala problemow, z jakimi zetknety sie poszczegolne
kraje cztonkowskie, wyraznie wskazuje na koniecznosc zaciesniania wspotpracy w ramach
naszego kontynentu. Od tego zalezy strategiczne bezpieczenstwo Europy w perspektywie
przysztych pokolen. Kryzys, jakiego doswiadczyta cata Europa w wyniku pandemii, odci-
snat wyrazne pietno w wielu obszarach zycia, w szczegolnosci na poziomie indywidual-
nym, rodzinnym, spotecznym, narodowym i regionalnym. Nowa rzeczywistos¢ zmusza do
okreslenia na nowo priorytetow w zakresie bezpieczenstwa gospodarczego, spotecznego,
a przede wszystkim zdrowotnego. Jak pokazaty doswiadczenia ostatnich kilkudziesieciu
miesiecy, to od bezpieczenstwa zdrowotnego zalezy ogolna kondycja zarowno jednostek,
jak tez catych spoteczenstw i systemow gospodarczych. Europa przysztosci musi by¢ bar-
dziej odporna na kryzysy i zagrozenia zdrowotne, ktore sg nieuniknione w obliczu coraz
bardziej zglobalizowanego Swiata. Bezpieczenstwo zdrowotne urasta dzis do rangi funda-
mentu bezpieczenstwa w kazdej innej dziedzinie. Europa i jej obywatele m.in.

e muszg stawic¢ czoto nadchodzgcemu onkologicznemu tsunami,
e powinny znalez¢ skuteczng odpowiedz na nasilajgce sie choroby cywilizacyjne,

e muszg zmierzyc sie z konsekwencjami pandemii dla zdrowia psychicznego jednostek,
zwtaszcza dzieci i mtodziezy,

e nie Mogg zapominac o solidarnosci z osobami najbardziej potrzebujgcymi wsparcia
— W szczegolnosci z cierpigcymi na choroby rzadkie oraz z seniorami,



e muszg szukac najlepszych rozwigzan w zakresie zapewnienia bezpiecznego dostepu do
terapii opartych na ludzkim osoczu, ktérego pobor jest szczegolnie zagrozony w obliczu
zjawisk takich jak pandemia,

e powinni czerpac z szerokich mozliwosci wymiany wiedzy, informacji i zasobow nauko-
wych nie tylko w ramach europejskiej wspolnoty, ale rowniez w wymiarze transatlantyckim,

e powinni rozszerza¢ wspotprace miedzynarodowg na poziomie organizacji pozarzgdowych
I instytucji publicznych, by wymieniac sie doswiadczeniami i wspierac rozwaoj inicjatyw
oddolnych.

Od tego, jak Europa i Europejczycy odpowiedzg na zarysowane wyzej wyzwania, zalezy
przysztosc kolejnych pokolen.
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Recepta na przysztosc¢ Europy w obliczu wyzwan spotecznych,
ekonomicznych i zdrowotnych po COVID-19.
Unia Europejska, panstwa cztonkowskie, spoteczenstwo obywatelskie.

BLOK Il — "WYZWANIA POPANDEMICZNEJ EUROPY W OBSZARZE OCHRONY ZDROWIA"

PANEL IV: Choroby cywilizacyjne — skala, determinanty i zagrozenia vs. mozliwosci leczenia.

Moderator: Bartosz Kwiatek, Dziennikarz Polsat News

Keynote speech: Maciej Mitkowski, Podsekretarz Stanu w Ministerstwie Zdrowia
Panelisci:

1. dr Tomasz Latos, Przewodniczgcy Komisji Zdrowia Sejmu RP

2. dr n. med. Roman Topoér-Madry, Prezes Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikagji
3. prof. Pawet Sliwinski, Prezes Zarzadu Polskiego Towarzystwa Chordb Ptuc

4. prof. Brygida Kwiatkowska, Konsultant Krajowy w Dziedzinie Reumatologii

5. prof. Robert Gil, Kierownik Kliniki Kardiologii Inwazyjnej Centralnego Szpitala Klinicz-
nego MSWIA

6. prof. Teresa Jackowska, Konsultant Krajowy w Dziedzinie Pediatrii
7. prof. Leszek Czupryniak, Kierownik Kliniki Diabetologii i Chorob Wewnetrznych WUM

8. prof. Jarostaw Fedorowski, Prezes Polskie] Federacji Szpitali, Prezes Polskiego Towarzystwa
Koordynowanej Ochrony Zdrowia

9.dr Matgorzata Gatazka-Sobotka, Zastepca Przewodniczgcego Rady Narodowego
Funduszu Zdrowia, Uczelnia tazarskiego

PANEL V: Europejska solidarnosc i roznorodnosc jej wymiarow — choroby rzadkie i ich

leczenie jako element fundamentu cywilizacyjno-etycznego wspotczesnej Europy.

Moderator: dr Jakub Gierczynski, Ekspert Systemu Ochrony Zdrowia, Cztonek Rady
Ekspertow przy Rzeczniku Praw Pacjenta

Keynote speech: prof. Krystyna Chrzanowska, Kierownik Zaktadu Genetyki Medycznej
Instytutu ,Pomnik-Centrum Zdrowia Dziecka” w Warszawie, Konsultant Wojewodzki w Dziedzinie
Genetyki Klinicznej

Panelisci:

1. Maciej Mitkowski, Podsekretarz Stanu w Ministerstwie Zdrowia

2. Grzegorz Btazewicz, Zastepca Rzecznika Praw Pacjenta

3. Barbara Dziuk, Przewodniczgca Parlamentarnego Zespotu ds. Chorob Rzadkich

4. prof. Anna Latos-Bielenska, Kierownik Katedry i Zaktadu Genetyki Medycznej Uniwersytetu
Medycznego w Poznaniu

5.dr hab. Anna Szmigielska-Kapton, Klinika Hematologii, Uniwersytet Medyczny w todzi

6.dr Tymoteusz Zych, Wiceprezes Zarzagdu Konfederacji Inicjatyw Pozarzgdowych
Rzeczypospolitej, Cztonek Europejskiego Komitetu Ekonomiczno-Spotecznego



/. Stanistaw Mackowiak, Prezes Federacji Pacjentow Polskich
8. Krzysztof Jakubiak, Redaktor Naczelny mZdrowie.pl

ROUND-TABLE: Miedzynarodowe inicjatywy dla zdrowia publicznego w kontekscie wnio-

skow po pandemicznych (Best practices/ wymiana doswiadczen)

Moderatorzy: Matgorzata Bogusz, Prezes Fundacji Kulskich, Cztonek Europejskiego Ko-
mitetu Ekonomiczno-Spotecznego oraz Bartosz Kwiatek, Dziennikarz Polsat News

Keynote speech: dr Tomasz Latos, Przewodniczgcy Komisji Zdrowia Sejmu RP

Panelisci:

1. Dr. Tomasz Latos,Przewodniczgcy Komisji Zdrowia Sejmu RP,

2. Pptk. tukasz Krzowski, Centrum Reagowania Epidemiologicznego Sit Zbrojnych,

3. Krzysztof Kope¢, Prezes Polskiego Zwigzku Pracodawcow Przemystu Farmaceutycznego,
4. Adrian Goretzki, Prezes Healthcare Education Institute, prof. Karina

5. prof. Karina Jahnz-Rézyk, Kierownik Kliniki Chorob Wewnetrznych, Pneumonologii,
Alergologii i Immunologii Klinicznej Wojskowego Instytutu Medycznego, Krajowy Kon-
sultant w dziedzinie Alergologii,

©.lrena Rej, Prezes Izby Gospodarczej "FARMACJIA POLSKA',

/. Maarten Van Baelen, Dyrektor Wykonawczy Plasma Protein Therapeutics Association
(PPTA),

8.adw. Grzegorz Maczynski, ekspert prawa farmaceutycznego i ochrony zdrowia,

9. prof. Robert Gil, Kierownik Kliniki Kardiologii Inwazyjnej Centralnego Szpitala Klinicz-
nego MSWiIA.



PANEL IV: Choroby cywilizacyjne — skala, determinanty i zagrozenia vs. mozliwosci

leczenia

Maciej Mitkowski
e Obecnie mamy do czynienia z kilkoma rodzajami epidemii:
e pandemig COVID-19

« "epidemig” chorob przewlektych (niezakaznych), ktore staty sie chorobami cywiliza-
cyjnymi: choroby uktadu krgzenia, cukrzyca, otytosc, przewlekta niewydolnosc nerek,
nowotwory, choroby okulistyczne, reumatologiczne

« ‘epidemig” zwigzang z nieprzyjmowaniem przez czesc spoteczenstwa podstawowe]
wiedzy naukowej m.in. dotyczgcej szczepien oraz kwestionowaniem podstawowych
zagadnien zwigzanych z medycyng

e W ostatnim czasie nastgpit regres w diagnostyce i efektywnym leczeniu pacjentow
z chorobami uktadu krazenia, takimi jak: nadcisnienie tetnicze i choroby serca (choroba
niedokrwienna serca, zawat serca). Dobre efekty opieki nad pacjentami kardiologicznymi
widzielismy przez ostatnie 20 lat, jednak zmienito sie to, m.in. za sprawg negatywnego
wptywu pandemii COVID-19 - pacjenci w obawie przed zakazeniem w szpitalu czy POZ
nie zgtaszali sie na badania | wizyty kontrolne, w tym takze do leczenia zawatu serca.

e Obecnie coraz wiecej pacjentow choruje na nadcisnienie tetnicze. Choroby uktadu krg-
zenia nadal sg powodem krotszego zycia (umieralnosci i nadumieralnosci), szczegol-
nie wsrod mezczyzn. W 2022 bedziemy chcieli dziatac zgodnie z miedzynarodowymi
wytycznymi, by skutecznie leczyc pacjentow kardiologicznych. Mamy wielkie zalegtosci
firm farmaceutycznych, ktore nie sg w stanie zarejestrowac lekow zgodnie z wytycznymi
towarzystw naukowych — mam nadzieje, ze w tej kwestii uda nam sie duzo zrobic, po-
niewaz ustawa nam na to pozwala i jesli chodzi o te podstawowe elementy — choroby
serca, niewydolnosc serca — bedg one miaty wielkie sukcesy. Obecnie, wraz z Instytutem
Kardiologii, rozpoczynamy Pilotaz Sieci Kardiologiczne.

e Mamy do czynienia z problemem niedoszacowania liczby pacjentow z cukrzycg — przyj-
muje sie, ze ok. 20-25% osob nie wie, ze choruje na cukrzyce. W spoteczenstwie jest
niska swiadomosc na temat profilaktyki oraz objawow tej choroby.

e Mozna powiedziec, ze panuje obecnie epidemia otytosci — ponad 90% mezczyzn i /0%
kobiet w Polsce ma nadwage lub otytosc.

e Borykamy sie takze z problemem poznego rozpoznania i niskiej Swiadomaosci spoteczneg)
na temat przewlektej niewydolnosc nerek — wiele 0sob rozpoczyna leczenie od dializo-
wania nerek, poniewaz stadium choroby jest juz zaawansowane.

e Duzym problemem jest takze onkologia | zwigzane z nig niezwykle kosztowne leczenie
pacjentow.

e Dbanie o dobrg kondycje narzgdow wzroku i ruchu jest niezwykle istotne, rowniez
w kontekscie utrzymywania relacji interpersonalnych.

e Ludzie wiedzg, ze cos jest dla nich niezdrowe, niedobre, a mimo to, bardzo czesto ryzy-
kujg wtasnym zdrowiem, a nawet zyciem, nie akceptujg zaleconego leczenia, np. w nad-
cisnieniu tetniczym, cukrzycy — pacjenci swiadomie nie przyjmujg I nie stosujg sie do
zalecen lekarskich.

e Niezwykle istotnymi problemami sg naduzywanie alkoholu oraz palenie tytoniu — ludzie
Swiadomie dziatajg przeciw swojemu zdrowiu, wiedzgc, ze wiekszos¢ chorob onkolo-
gicznych zwigzanych jest z tymi uzywkami.



e Poprawa stanu zdrowia zalezy od zmiany stylu zycia — niezwykle istotne jest zwiekszenie
aktywnosci fizycznej, stosowanie odpowiedniej diety | wystrzeganie sie uzywek.

o W niedalekiej przysztosci bedziemy mieli problem z finansowaniem leczenia chorob cy-
wilizacyjnych — bedg one stanowity rowniez duze wyzwanie dla rozwoju kraju i dalszego
wzrostu gospodarczego. Zycie w zdrowiu i sprawnosci jest jednak niezbedne do prawi-
dtowego i satysfakcjonujgcego funkcjonowania w spoteczenstwie czy na rynku pracy.

Sukcesy, wyzwania i propozycje rozwigzan w kardiologii

prof. Robert Gil

e Polska kardiologia przyzwyczaita nas do odnoszenia sukcesow. Przede wszystkim mo-
zemy pochwaliC sie siecig osrodkow walczgcych z zawatami serca, choc biorgc pod
uwage nowe technologie, w tym nowoczesne leki, osrodki te troche nie nadgzajg za
potrzebami pacjentow. Mamy rowniez sukcesy w tworzeniu Programow Skoordynowa-
nej Opieki, umozliwiajgcych holistyczne podejscie do pacjenta i leczenie go w sposob
kompleksowy. Dla przyktadu, program poswiecony pacjentom, ktorzy przebyli zawat
miesnia sercowego sprawdza sie w sposob bardzo istotny, w kilkunastu-kilkudziesieciu
procentach przedtuzajgc zycie nawet o 3 lata. Sg to bardzo dobre wzorce, ktorymi warto
sie postugiwac. Kolejne grupy pacjentow mogtyby z tego skorzystac.

e Nalezatoby takze wrocic¢ do Programu Skoordynowanej Opieki Pacjentow z Niewydol-
noscig Serca, ktory zostat zatwierdzony w 2018 r,, wraz ze wskazanym budzetem. Szcze-
golng grupg pacjentow, wymagajgcg takiego skoordynowanego podejscia, sg pacjenci
z migotaniem przedsionkow. W ich przypadku ogromng role odgrywa prewencja przed
udarami.

e Mam nadzieje, ze Krajowa Sie¢ Kardiologiczna rowniez przyniesie pozytywne rezultaty
dla pacjentow. Jest to jednak program, ktory owszem, moze zwiekszac liczbe zabiegow
w okreslonych dziedzinach kardiologii, niemnigj nie przyczyni sie on do zwiekszenia sa-
moswiadomosci naszego spoteczenstwa, ktora — podobnie jak edukacja prozdrowotna
— obecnie praktycznie nie istnieje w Polsce.

e Najwyzsza pora, aby w kardiologii potgczy¢ ze sobg potrzeby wszystkich pokolen. Kar-
diologie dzieciecg obecnie traktujemy bardziej jako czesc¢ pediatrii, zajmujemy sie gtow-
nie kardiologig osob dorostych, zapominajgc zupetnie o kardiologii osob w wieku po-
desztym. Po pierwsze, powinnismy rozpoczgc podnoszenie Swiadomosci na temat
wystepowania okreslonych jednostek chorobowych w naszej populacji od edukacji naj-
mtodszych. Po drugie, nalezy zdiagnozowac prawdziwe potrzeby zdrowotne w kardio-
logii | ustalic, gdzie mozemy dziata¢ prewencyjnie, a gdzie interwencyjnie. Kardiologia
jest jedng z tych dziedzin medycyny, zaraz obok diabetologii, gdzie za pomocg dziatan
prewencyjnych mozemy osiggngc spektakularne efekty.

e Miazdzyco-podobne choroby uktadu krgzenia od lat pozostajg zdiagnozowang “pandemig”
dzisiejszej cywilizacji. | cho¢ mamy rozmaite osiggniecia, np. w obszarze hipercholestero-
lemii, takie jak programy lekowe dla pacjentow z wrodzong hipercholesterolemig oraz po
zawale z hipercholesterolemia, pozostajg one nieefektywne, ze wzgledu na zbyt maty od-
zew w spoteczenstwie. Nalezy poluzowac kryteria programow lekowych, zwiekszajgc ich
dostep dla pacjentow. Oczywiscie, wigzg sie z tym pewne koszty, jednak tylko wprowadze-
nie kompleksowego podejscia do chorego juz na wczesnym etapie choroby, daje szanse
na powstrzymanie tej wspotczesnej “pandemii” w kardiologii. Po zdiagnozowaniu pacjenta,
konieczne jest efektywne prowadzenie chorego, ,dodiagnozowywanie” tzw. wczesnych pa-
cjentow miazdzycowych — po przebytym zawale czy udarze, jak rowniez przyjrzenie sie



ich rodzinom, aby uprzedzi¢ nastepne tego typu epizody sercowo-naczyniowe. Sg to
zadania, przed ktorymi stoi system ochrony zdrowia w naszym kraju. Obecnie mamy bo-
wiem do czynienia z gaszeniem pozarow, przesypywaniem pieniedzy z jednego obszaru
w drugi, tylko po to, aby doraznie poradzic sobie z problemem. Potrzebujemy dtugofa-
lowej perspektywy oraz wdrazania podejscia prewencyjnego i edukacyjnego w spote-
czenstwie juz od najmtodszych lat.

Rola edukacji i profilaktyki w chorobach cywilizacyjnych ptuc, serca oraz cukrzycy

prof. Pawet Sliwinski

e Choroby ptuc mozna podzielic wg roznych kryteriow — m.in. wyrdzniajgc choroby za-
kazne i przewlekte choroby niezakazne. Skale, do jakich rozmiarow moze urosngc zaka-
zenie uktadu oddechowego, szczegolnie mocno unaocznita pandemia, bedgc gtowng
przyczyng hospitalizacji, intubacji i wiekszosci zgonow w przebiegu COVID-19.

e Do przewlektych chorob niezakaznych nalezg: przewlekta obturacyjna choroba ptuc
(POChP), astma oraz rak ptuca. W przypadku POChP podstawowym czynnikiem etio-
logicznym jest palenie tytoniu, choc¢ ok. 20 proc. pacjentow choruje na nig z powodu
zanieczyszczenia powietrza. Konieczne jest tu wdrozenie dziatan prewencyjnych, po-
legajgcych na prowadzeniu kampanii edukacyjnych, uswiadamiajgcych spoteczenstwu
wysokg szkodliwosc palenia tytoniu, rowniez dla uktadu krgzenia. Na astme, ktorej etio-
logig jest stan zapalny, choruje w Polsce ok. 4 mln pacjentow. Zarowno w POChKP, jak
I w astmie, podstawg leczenia steroidy, podawane w postaci wziewnej. Problem rodzi sie
juz z samej techniki podawania leku, poniewaz pacjenci leczeni terapiami wziewnymi
duzo gorzej stosujg sie do zalecen lekarskich niz chorzy, ktorzy muszg potykac tabletki.
Stad tez wynika ogromna potrzeba, aby maksymalnie upraszczac terapie inhalacyjng dla
pacjentow. W rekach decydentow jest wcigz duzo do zrobienia w zakresie wdrazania
najnowszych technologii stosowania lekow wziewnych, ktore pozwalajg np. na zastoso-
wanie 3 lekow, przyjmujac tylko jeden wdech na dobe. Dostepnosc¢ do terapii w astmie
I POChP jest powszechna, jednak caty czas pozostaje sporo do zrobienia w zakresie
zwiekszenia skutecznosci istniejgcego leczenia.

e Chorobg od-tytoniowg z pogranicza pulmonologii i onkologii jest rak ptuca, bedgcy
gtowng przyczyng zgonow z powodu chorob onkologicznych, zarowno w grupie mez-
czyzn, jak I kobiet. Statystyki Polski na tle innych krajow europejskich sg w tym zakresie
fatalne — mamy jeden z najnizszych wskaznikow przezy¢ 5-letnich wsrod pacjentow
z rakiem ptuca, a takze jeden z najwyzszych wskaznikow zachorowalnosci na te chorobe
w spoteczenstwie. Nalezy wzmocnic swiadomosc zarowno lekarzy, jak i catej populacji
dotyczgca funkcjonowania od 2020 roku Program Wczesnego Wykrywania Raka Ptuca,
w ramach ktorego dostepne jest skuteczne leczenie raka ptuca, m.in. w postaci terapii
ukierunkowanej molekularnie czy immunoterapii. Niewiele osob o tym wie, dlatego pro-
gram ten nie przynosi spodziewanych efektow. Niezmiennie kluczowg role odgrywa tu
takze prewencja, poniewaz wczesne wykrycie raka ptuca, daje najwieksze mozliwosci
efektywnego leczenia.

dr Tomasz Latos

e Od lat rozmawiamy o problemach chorob cywilizacyjnych. Zmiany w tej kwestii naste-
pujg w niezwykle wolnym tempie, niezbedne jest dokonanie przetomu w tym zakre-
sie. Oprocz koncentrowania sie leczeniu chorob, ktore juz wystgpity, powinnismy zajgc
sie takze profilaktykg i promocjg zdrowia. W przypadku chordb serca i cukrzycy, nalezy
w wiekszym stopniu propagowac aktywnosc fizyczng oraz ksztattowac zdrowe nawyki



zywieniowe juz od najmtodszych lat. Trzeba takze odwazniej zwiekszac optaty zwigzane
z paleniem tradycyjnych papierosow. Dokonanie tego sprawi, ze czes¢ osob zaprzesta-
nie palenia, co w dalszej perspektywie czasowej przetozy sie na mniejszy odsetek zacho-
rowan m.in. na POChP czy raka ptuca.

Wyzwania i koncepcje rozwigzan w diabetologii

prof. Leszek Czupryniak

Kancelaria Premiera w kwietniu 2021 roku ujawnita dane, ktore wskazujg, ze w ciggu
2020 roku potowa obywateli naszego kraju przytyta 6 kg. Powrdt z te) nadwyzki wagi
bedzie bardzo trudny i juz owocuje zwiekszeniem zachorowalnosci na cukrzyce, choro-
by uktadu krgzenia, nadcisnienia tetniczego — szeregu chorob cywilizacyjnych, ktorych
nie umiemy wyleczyc. Pilne dziatania muszg zostac podjete w zakresie zwiekszenia kadry
medycznej, poprawy infrastruktury, w ktorej leczeni sg pacjenci oraz dostepu do sku-
tecznych terapii  nowoczesnego sprzetu medycznego.

W diabetologii w ostatnim czasie wydarzyto sie juz wiele dobrego w zakresie refundacji
terapii dla pacjentow z cukrzycg, jednak nadal mozna zrobic¢ wiecej, np. zamiast refundo-
wac bardzo tanie leki, nalezatoby zajgc¢ sie refundacjg drozszych, innowacyjnych lekow,
ktorych pojawia sie mnostwo w kazdej dziedzinie medycyny.

Potrzebne sg zupetnie nowe koncepcje na kazdym poziomie opieki zdrowotnej. Przede
wszystkim, powinny zostac wypracowane nowe rozwigzania w zakresie w edukacji proz-
drowotnej, ktorej obecnie w ogole nie ma, a ktora jest kluczowa w przypadku przewle-
ktych chorob cywilizacyjnych.

Ministerstwo zdrowia przygotowato pod koniec 2020 roku projekt opieki farmaceutycz-
nych dla pacjentow. Z punktu widzenia diabetologow i lekarzy zajmujgcych sie choroba-
mi przewlektymi, jest to bardzo dobre rozwigzanie | wymaga scistej wspotpracy specjali-
stow z farmaceutami. Odcigzytoby to system ochrony zdrowia, jednak przede wszystkim
bytaby to duza korzysc dla pacjentow.

Wyzwania i rola profilaktyki zdrowotnej w pediatrii

prof. Teresa Jackowska

Profilaktyke zdrowotng powinnismy rozpoczynac od kobiet w cigzy. Nastepnie, naucza-
nie prozdrowotne powinno zosta¢ wprowadzone juz wsrod dzieci w wieku przedszkol-
nym i szkolnym — bez tego, bedziemy miec niebawem wielkg epidemie chorob cywiliza-
cyjnych. Niezwykle waznym i potrzebnym rozwigzaniem jest planowane wprowadzenie
porad dietetycznych dla dzieci w ramach podstawowej opieki zdrowotnej, jak rowniez
dazenie do zwiekszenia sprawnosci fizycznej wsrdd dzieci | mtodziezy. Tutaj niezbed-
na jest scista wspotpraca lekarzy | nauczycieli, aby dzieci nie byty zwalniane z zaje¢ WF
w szkotach, ale zeby lekcje te byty dostosowywane do 0sob o roznym poziomie kondy-
cji fizyczney.

Istotnym problemem pediatrii sg braki kadrowe w szpitalach (nalezatoby zmienic¢ zasady
finansowania tej gatezi medycyny), jak rowniez naduzywanie podawania dzieciom an-
tybiotykow przez lekarzy podstawowej opieki zdrowotnej. Obecnie wiekszosc infekgji
to choroby wirusowe, zatem jesli nie przestaniemy leczyc ich antybiotykami, w krotkim
czasie bedziemy miec¢ wysyp m.in. chorob uktadu oddechowego.

Bilans zdrowia dziecka nie jest realizowany w odpowiedni sposob, a przeciez jest to klu-
czowy moment, gdy mozemy wychwycic dziecko z roznymi problemami organicznymi
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I psychicznymi. Szczegolnie, ze obecnie coraz wiecej dzieci | mtodziezy boryka sie z pro-
blemami natury psychicznej — badania brytyjskie wykazaty, ze w ostatnim czasie 2-krotnie
wzrosta liczba mtodych osob cierpigcych na depresje i innego rodzaju zaburzenia
psychiczne.

/miany wymaga rowniez Program Szczepienn Ochronnych. Przynajmniej w jednym
roczniku — u mtodziezy w wieku 11-12 lat lub 12-13 lat powinny zostac wprowadzone
bezptatne szczepienia przeciw HPV, z warunkiem wyszczepienia przed ukonczeniem
15. roku zycia. Co prawda, od 1 listopada 2021 na liscie refundacyjnej znalazta sie jedna
szczepionka przeciw HPV o odptatnosci 50 proc., jednak, aby upowszechnic szczepienia
przeciw temu wirusowi, szczepionka musi zostac¢ zrefundowana w 100 procentach.

Wyzwania w zapalnych chorobach reumatycznych - jak skutecznie przywrécié
pacjenta do aktywnosci?

prof. Brygida Kwiatkowska

Zapalne choroby reumatyczne mogg wystgpic w kazdym momencie zycCia, poCczawszy
od okresu dzieciecego, po wiek dojrzaty. Zupetnie niestusznie kojarzg nam sie one z cho-
robg zwyrodnieniowg u seniorow.

Mamy w tej chwili dwie trudne sytuacje — po pierwsze, zwieksza sie dtugosc zycia, w wy-
niku czego obserwujemy drugi pik zachorowania na reumatoidalne zapalenie stawow
(RZS) w wieku poznym. Po drugie, zakazenie SARS-CoV-2 moze indukowac¢ powsta-
wanie zapalnych chorob reumatycznych — najczesciej rowniez jest to RZS. Co wiece),
pula 0sob cierpigcych na zapalne choroby reumatyczne bedzie sie zwiekszac z powo-
du wspotwystepowania czynnika zapalnego i otytosci. To z kolei nasila ryzyko powiktan
krgzeniowo-naczyniowych oraz zachorowania na cukrzyce, choroby onkologiczne
I choroby ptuc. Dopoki nie przyspieszymy wykrywania i leczenia chorych na zapalne
choroby reumatyczne bez przewlektego stosowania glikokortykosteroidow, ktore w te
chwili majg bardzo ograniczone zastosowanie w reumatologii, dopoty bedzie zwiekszata
sie liczba pacjentow, wymagajgcych wielospecjalistycznej opieki, generujgc tym samym
wyzsze koszty terapii.

Cieszy nas, ze minister Mitkowski wspiera wtgczenie pilotazowego Programu Opieki nad
Chorym z Wczesnym Zapaleniem Stawow, zwiekszajgc tym samym mozliwosci diagno-
zowania chorych. W ostatnim czasie, we wspotpracy z ministerstwem zdrowia, mielismy
szanse wprowadzenia wielu nowoczesnych czgsteczek, ktore sg w stanie bardzo sku-
tecznie redukowac zapalny proces, a co za tym idzie, nie powodowac schorzen wspot-
istniejgcych lub opdzniac ich powstanie. Im wiecej mozliwosci terapeutycznych, tym
lepiej mtodzi pacjenci bedg funkcjonowali w spoteczenstwie.

Choroby cywilizacyjne jako naped rozwoju medycyny — rola koordynowanej ochrony
zdrowia

prof. Jarostaw Fedorowski

Choroby cywilizacyjne to szansa, ktora juz spowodowata niesamowity rozwoj medycy-
ny i ochrony zdrowia. Dzieki osiggnieciom technologicznym zyjemy coraz dtuzej, utrzy-
Mujgc osoby starsze w dobrej kondycji.

Postep wynikajgcy z wprowadzenia koordynowanej ochrony zdrowia stanowi ogromng
wartosc dla pacjenta, ktory jest szczegotowo diagnozowany, a nastepnie leczony w sposob
wielodyscyplinarny, etapowy, dtugoterminowy, w zaleznosci od potrzeb — ambulatoryjnie
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lub szpitalnie. Przyktadem efektywnej koordynacji w ochronie zdrowia jest bardzo dobrze
dziatajgcy Program KOS-Zawat. Powinnismy wiec pojsc za ciosem i na szerokg skale zasto-
sowac¢ mechanizmy koordynowania ochrony zdrowia.

Priorytetyzacja dziatan w chorobach cywilizacyjnych

dr Matgorzata Gatgzka-Sobotka

¢ Niestety, kazdy system ochrony zdrowia, stawiajgc czota wyzwaniom, musi byc Swiado-
my ograniczen wynikajgcych z ograniczonej dostepnosci do zasobow ludzkich, organi-
zacyjnych, finansowych. My z tymi ograniczeniami zyjemy na co dzien i wiemy, ze nawet
gdybysmy podjeli bardzo zintensyfikowane dziatania, aby je ograniczyc, to one wcigz
z nami bedg. Zatem konieczne jest priorytetyzowanie w obszarze wyboru tych chorob
cywilizacyjnych, ktorymi powinnismy zajgc sie w pierwszej kolejnosci. Przede wszyst-
kim powinnismy wiec siegac¢ do danych. Choroby cywilizacyjne sg dzisiaj najwiekszym
obcigzeniem z punktu widzenia zarowno systemu opieki zdrowotnej, jak i kapitatu spo-
tecznego oraz ekonomicznego, ktory powinien byc¢ brany pod uwage, gdy dokonujemy
tego priorytetyzowania.

e JestesSmy obecnie w systemie ochrony zdrowia skoncentrowani przede wszystkim na
medycynie naprawczej. Oczywiscie, gdy pojawia sie choroba, interwencja medyczna jest
bardzo istotna zarowno z perspektywy pacjenta, gospodarki, jak i catego spoteczenstwa.
Jednak zdecydowanie powinnismy zwiekszyc¢ role i znaczenie profilaktyki zdrowotne).
Trzeba postawi¢ na edukacje w catym cyklu zycia. Oprocz zwiekszania Swiadomosci
dzieci I mtodziezy, powinnismy edukacja takze rodzicow i seniorow, poniewaz od ich
zyciowych postaw i zachowan zalezy to, czy bedziemy mogli skutecznie zmniejszycC ry-
zyko wielu chorob, czyli stosowac umiejetnie profilaktyke 3. fazy. Mamy dobrg diagnoze
problemow, natomiast potrzebna jest takze konsekwencja we wdrazaniu efektywnych,
sprawdzonych rozwigzan, ktorej na ten moment, niestety nam brakuje.

e |stotnym problemem jest fakt, ze problem otytosci nie znajduje swojego miejsca w staty-
stykach epidemiologicznych. Powodem jest bagatelizowanie i brak diagnozowania oty-
tosci, mimo ze jest ona przyczyng bardzo wielu innych chorob cywilizacyjnych, takich jak
cukrzyca, choroby serca, nowotwory czy choroby nerek. Mowi sie nawet o 200 powikta-
niach otytosci, ktore powinny mobilizowac nas wszystkich do podjecia zdecydowanych
dziatan, aby tg jednostkg chorobowg naprawde powaznie sie zaopiekowac, okreslajgc
standard diagnostyczny i terapeutyczny dla wszystkich grup wiekowych.

Rola AOTMIT w prewencji i zwalczaniu choréb cywilizacyjnych

dr n. med. Roman Topér-Madry

e Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji dziata jako pokorny doradca mini-
stra zdrowia i na jego zlecenie analizuje obecnie wiele kwestii, m.in. dotyczgcych doste-
pu do leczenia w RZS, HPV, czy cukrzycy. Agencja pracuje takze nad kilkoma programami
koordynowanej opieki, a nawet nad catkowitym przemodelowaniem sposobu leczenia,
aby o0siggngc maksymalng efektywnosc. Przygotowujemy rowniez rekomendacje w za-
kresie programow polityki zdrowotnej dla samorzgdow, m.in. dotyczgcych problemu
otytosci, jej prewencji i czynnikow ryzyka, zas w 2022 roku planujemy przygotowanie
wyceny finansowania pediatrii. Ciesze sie, ze wszyscy patrzymy na zdrowie catosciowo,
poszukujgc najlepszych mozliwych rozwigzan.
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PANEL V: Europejska solidarnos¢ i réznorodnos¢ jej wymiarow — choroby rzadkie i ich

leczenie jako element fundamentu cywilizacyjno-etycznego wspotczesnej Europy.

Specyfika chordéb rzadkich i wazne inicjatywy europejskie podjete na ich rzecz

prof. Krystyna Chrzanowska

e Choroby rzadkie majg charakter przewlekty, kompleksowy i postepujgcy, powodujg nie-
petnosprawnosc, obnizajg jakosc zycia i czesto skracajg jego dtugosc.

e Niska chorobowosc chorob rzadkich sprawia, ze doswiadczenie osob, ktore sie z nimi
stykajg jest czesto zbyt mate, by nazwac je eksperckim. Dostep do wiedzy opartej na
badaniach naukowych jest rozproszony i ograniczony, a opieka nad pacjentem czesto
nieadekwatna. W przypadku chorob rzadkich, wymierne efekty przynoszg rekomendacje
Komisji Europejskiej dotyczgce podejmowania efektywne] wspotpracy wielu osrodkow
na poziomie miedzynarodowym.

e Dziatania w ramach Unii Europejskiej na rzecz chorob rzadkich trwajg juz od ponad 20
lat. Pierwszg podjetg w tym obszarze inicjatywg byto utworzenie w 199/ roku platfor-
my Orpha.net. Natomiast, w swietle prawodawstwa UE choroby rzadkie uzyskaty swoj
szczegolny status w 1999 roku, kiedy Komisja Europejska przyjeta Europejski Wspolno-
towy Program Dziatania w Dziedzinie Chorob Rzadkich (EJP RD — European Joint Pro-
gramme on Rare Diseases), w ramach dziatar w zakresie zdrowia publicznego. Rozpo-
rzgdzenie Parlamentu Europejskiego | Rady Europejskiej z grudnia 1999 r. zaznacza, ze
pacjenci cierpigcy na rzadkie stany chorobowe powinni by¢ uprawnieni do takiej samej
jakosci leczenia, jak inni pacjenci. Kolejnym kamieniem milowym w obszarze chorob
rzadkich byto przyjecie Partnerstwa na rzecz Chorob Rzadkich (European Partnership
on Rare Diseases) w ramach Horizon Europe Partnerships, czyli Europejskiego Progra-
mu Partnerstw. Jego ideg jest wspotdziatanie Unii Europejskiej z partnerami prywatnymi
I publicznymi na rzecz wsparcia rozwoju oraz wdrazania programow badawczych i in-
nowacyjnych. Od kwietnia 2021 roku dziata zespot, pracujgcy nad stworzeniem nowego
programu na rzecz chorob rzadkich na kolejne lata.

e Bardzo cieszymy sie, ze powstat Narodowy Plan dla Chorob Rzadkich. Jego celem jest
poprawa diagnostyki w chorobach rzadkich, wypracowanie kompleksowej opieki nad
pacjentem — za sprawg powotania osrodkow eksperckich, wytonionych sposrod placo-
wek nalezgcych do Europejskiej Sieci Referencyjnej, ktorych zadaniem bedzie rowniez
wprowadzanie danych o schorzeniach do Rejestru Chorob Rzadkich. W pierwszym pot-
roczu 2022 powinnismy wypracowac z Ministerstwem Zdrowia, Agencjg Oceny Techno-
logii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) i Narodowym Funduszem Zdrowia finansowanie
badan wielkoskalowych, ktore bardzo przyspieszajg diagnostyke w chorobach rzadkich.
Mamy nadzieje, ze uda nam sie to zrobic jak najszybciej, poniewaz od tego zalezy dal-
sze powodzenie Planu dla Chorob Rzadkich. Niestety, dostrzegam rowniez potencjalne
problemy, ktore mozemy napotkac przy jego realizacji, tj. duze braki kadrowe w przypad-
ku lekarzy genetykow, ktorych zadaniem bedzie kompleksowa opieka nad pacjentem
w osrodkach eksperckich.

Pojecie europejskiej solidarnosci i jej rola w obszarze choréb rzadkich

dr Tymoteusz Zych

e Furopejska solidarnosc jest wartoscig, ktora cementuje naszg tozsamaosc jako Europejczy-
kow i oznacza ona pochylenie sie nad osobami stabszymi, w trudnej sytuacji, bedgcymi
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W mniejszosci, ktorg w tym kontekscie reprezentujg osoby zmagajgce sie z chorobami
rzadkimi. W Polsce solidarnos¢ ma swoj szczegolny wymiar i opiera sie na przekonaniu
o istnieniu wspolnoty, ktora jest sumg czesci, a kazda z nich wymaga wsparcia, nawet je-
Sli czasami bedzie ono nieoptacalne lub zwigzane z doraznymi ucigzliwosciami. Mowigc
o terapii chorob rzadkich mowimy nie tylko o solidarnosci, ale takze o dziataniu o cha-
rakterze antydyskryminacyjnym. Jest to wartosc, ktora bedzie miata ogromne znaczenie
z perspektywy unijnej.

W okresie ostatnich kilku lat zaszty w Polsce istotne zmiany w zakresie terapii chorob
rzadkich, m.in. wydany zostat szereg pozytywnych decyzji refundacyjnych, w sierpniu
2021 roku przyjety zostat Plan dla Chorob Rzadkich, uczyniono z tego obszaru tera-
peutycznego jeden z priorytetow polityki zdrowotne] panstwa oraz zgromadzono wokot
niego caty zespot ekspertow.

Terapia chorob rzadkich, czyli opracowanie innowacyjnych rozwigzan i lekow wigze sie
zazwyczaj z podobnymi naktadami finansowymi, jak w przypadku kazdej innej terapii,
jednak ze wzgledu na stosunkowo niewielkg liczbe pacjentow, jednostkowa cena le-
czenia jest znacznie wyzsza. Z tego wzgledu, z perspektywy budzetowej, wigze sie to
z pewnym poswieceniem, jednak patrzgc na sytuacje, w ktorej 2-3 min ludzi w Polsce
znajduje sie trudnej sytuacji zdrowotnej, a w konsekwencji w trudnej sytuacji spotecznej,
trudno miec¢ watpliwosci, ze to dziatanie antydyskryminacyjne ma swoj celi sens, a prio-
rytetyzowanie terapii chorob rzadkich jest decyzjg wtasciwg.

Polityka zdrowotna i proces refundacyjny w chorobach rzadkich — wyzwania na lata
2021-2023

W ostatnim czasie ok. 50 decyzji refundacyjnych ministra Mitkowskiego dotyczyto dostepu
refundacyjnego do technologii medycznych w chorobach rzadkich — zarowno dotyczg-
cych nowotwordow krwi, jak i schorzen nie-onkologicznych.

Maciej Mitkowski

Choroby rzadkie dotyczg niewielkich grup pacjentow, stosowane sg w nich drozsze
technologie, jednak teraz nadszedt czas, abysSmy w Polsce skoncentrowali sie takze na
diagnostyce i leczeniu te] grupy chorob.

W chorobach rzadkich obserwujemy obecnie olbrzymi wysyp nowych technologii leko-
wych. Bardzo czesto dopuszczenia tych lekow do stosowania oparte sg na dosc niskich
dowodach naukowych, przy koniecznosci dalszego monitorowania badania klinicznego
czy dany lek jest faktycznie skuteczny po podaniu go pacjentom, ktorzy nie uczestniczyli
w badaniu. Jednoczesnie, firmy farmaceutyczne nie poczuwajg sie do zwrocenia 100%
kosztow poniesionych przez panstwo w wyniku refundacji terapii, w razie nieprzedtuze-
nia w przysztosci przez Europejskg Agencje Lekow (EMA) decyzji o dopuszczeniu leku do
stosowania.

W procesach refundacyjnych w chorobach rzadkich istotny jest fakt, ze udowodnie-
nie skutecznosci pierwszego leku, czesto minimalnie lepszego niz placebo i sfinan-
sowanie 1-2 mln rocznego kosztu terapii nawet dla grupy 20-30 osob, jest etycznie
watpliwe. Jest to bowiem nieefektywne wykorzystanie srodkow finansowych, ktore
mogtyby zostac przeznaczone na terapie, ktorych skutecznosc nie budzi watpliwosci.
W chorobach rzadkich dostepnych jest kilka rodzajow terapii 0 wysokiej efektywnosci
klinicznej i w takich przypadkach Ministerstwo Zdrowia doktada wszelkich staran, aby
uzyskac dobre warunki ich finansowania. W chorobach rzadkich czesto nie jestesmy
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w stanie przewidzie¢ doktadnego zapotrzebowania pacjentow na dany lek, dlatego ku-
pujemy go dla wszystkich osob w Polsce, u ktorych zdiagnozowana zostata okreslona
choroba rzadka. Podpisujemy wowczas umowy o dzieleniu ryzyka, jednak staramy sie
objgc refundacjg wszystkie jednostki chorobowe z grupy chorob rzadkich, dla ktorych
widzimy mozliwosci skutecznej terapii.

Za mozliwosciami leczenia pacjentow z chorobami rzadkimi nadgza najlepszy realizo-
wany w Polsce program badania przesiewowego noworodkow, ktory jest stosowany np.
w kierunku rdzeniowego zaniku miesni (SMA). Program ten stawia nas w czotowce euro-
pejskiej, poniewaz Polska jest jedynym panstwem, ktore od 2022 roku wdrozy przesiew
noworodkow w kierunku SMA na terenie catego kraju.

Sytuacja wyglagda gorzej w przypadku chordb rzadkich u 0sob dorostych. W ich kontek-
Scie zastosowanie ma Plan dla Chorob Rzadkich, ktory wymaga silnego wdrozenia efek-
tywnej diagnostyki tych schorzen oraz stworzenia osrodkow eksperckich. W niektorych
schorzeniach tego rodzaju centra doskonatosci znajdujg sie w Stanach Zjednoczonych.
W takich przypadkach nie ma sensu leczenia pacjentow w Polsce, wazniejsze jest, ze-
bysmy wiedzieli, gdzie mozna ich leczyc, zapewniajgc im dostep do terapii. Mam takze
nadzieje, ze wkrotce zaczniemy efektywnie wdrazac rozwigzania z zakresu chorob rzad-
kich zawarte w Funduszu Medycznym.

Wspotpraca Parlamentarnego Zespotu ds. Chordb Rzadkich z Ministerstwem Zdrowia

Barbara Dziuk

Wszelkie dokonania w obszarze chordb rzadkich nie bytyby mozliwe bez zaangazowa-
nia ekspertow naukowych i rodzicow dzieci zmagajgcych sie z tego rodzaju schorze-
niami. Niestety, pacjenci z chorobami rzadkimi nalezg do grupy spotecznie wykluczane,
pomimo ze jest ich w Polsce kilkanascie milionow.

Podziekowania za postepy w diagnozowaniu i leczeniu chorob rzadkich nalezg sie tak-
ze ministrowi Mitkowskiemu i Ministerstwu Zdrowia, ktorzy prowadzg efektywny dia-
log, z duzg empatig podchodzg do tej grupy pacjentow i chcg dla nich dobrych zmian.
Parlamentarny Zespot ds. Chorob Rzadkich wyraza dalszg gotowosc do dziatania i wy-
pracowywania wspolnych stanowisk z Ministerstwem Zdrowia. Rolg Zespotu pozostaje
proponowanie gotowych rozwigzan i wytyczanie kierunkow dziatan, majgcych na celu
poprawe komfort zycia pacjentow cierpigcych na choroby rzadkie.

Perspektywa Rzecznika Praw Pacjenta dotyczaca chordb rzadkich w Polsce

Grzegorz Btazewicz

Choroby rzadkie sg ogromnym wyzwaniem dla systemu ochrony zdrowia nie tylko
w Polsce, ale i w catej Europie. Wiekszosc¢ schorzen z tej grupy jest nieuleczalna lub bar-
dzo trudna do wyleczenia. W Polsce dyskusja nad opracowaniem odpowiedniego sys-
temu opieki nad pacjentami z chorobami rzadkimi trwata wiele lat, angazujgc wszystkie
grupy interesariuszy — poczgwszy od pacjentow, poprzez klinicystow, decydentow, az
po ekspertow systemu ochrony zdrowia.

Rzecznik Praw Pacjenta z uwagg wstuchiwat sie w liczne gtosy pacjentow, alarmujg-
ce o braku efektywnego wsparcia systemowego w obszarze chorob rzadkich. Pacjenci
wskazywali m.in. na problemy zwigzane z dotarciem do osrodka, w ktorym realizowana
jest terapia, brak mozliwosci podania leku w placowce ochrony zdrowia, znajdujgcej sie
blizej ich migejsca zamieszkania, ograniczenia wynikajgce z dostepnych lekow w ramach
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danego programu lekowego, jak rowniez dtugg sciezke diagnostyczng. Jak sie okazato,
lekarze podstawowe] opieki zdrowotne] majg ograniczong wiedze o chorobach rzad-
kich, co powoduje istotne opoznienia w zdiagnozowaniu chorego. Co wiecej, chorzy
niejednokrotnie musieli krgzy¢ po wielu osrodkach specjalistycznych, zanim ustyszeli
wiasciwg diagnoze.

e Na przestrzeni ostatnich lat obserwowalismy w Polsce pojawianie sie nowych terapii,
bedgcych istotnym narzedziem w walce z chorobami rzadkimi. Niektore z nich zostaty
sfinansowane ze srodkow publicznych, jednoczesnie czesc pacjentow otrzymata indy-
widualng zgode na pokrycie kosztow leczenia. Zawsze jednak pozostawata i nadal pozo-
staje grupa chorych, ktorzy nie mogg liczy¢ na chocby czesciowe dofinansowanie tych
niezwykle kosztownych terapii. Z tego wzgledu, zawsze instytucjonalnie — jako Rzecznik
Praw Pacjenta — bylismy szczerze zainteresowani wdrozeniem Narodowego Planu dla
Chorob Rzadkich. Kiedy w marcu 2021 roku Ministerstwo Zdrowia opublikowato jego
projekt, Rzecznik Praw Pacjenta rowniez przekazat uwagi do jego tresci, w ramach od-
bywajgcych sie konsultacji publicznych. Uwagi te sprecyzowane zostaty we wspotpracy
Rzecznika z organizacjami pozarzgdowymi.

e Wspotpraca z organizacjami pacjenckimi zawsze byta dla nas wyjgtkowo cenna, dlatego
tez na poczatku 2020 roku Rzecznik Praw Pacjenta powotat Rade Organizacji Pacjentow,
w ktorej dziata obecnie 106 organizacji pacjenckich. Przyktadem takie] wspotpracy byty
nasze wspolne dziatania na rzecz wprowadzenia programu badan przesiewowych no-
worodkow w kierunku SMA. To wtasnie na wniosek organizacji pozarzgdowych wystgpi-
lismy w tej kwestii do ministra zdrowia, do konsultanta krajowego oraz do Narodowego
Funduszu Zdrowia. Program zostat wdrozony w zycie, co odbieramy jako ogromny suk-
ces wszystkich srodowisk starajgcych sie o jego wprowadzenie.

e Do istotnych osiggniec w dziedzinie chorob rzadkich przyczynito sie takze wprowadze-
nie po wielu latach oczekiwania Narodowego Planu dla Chorob Rzadkich, powotanie
przez ministra zdrowia nowego konsultanta krajowego w dziedzinie genetyki klinicznej —
prof. Anny Latos-Bielenskiej oraz sukcesy dziatalnosci diagnostycznej i naukowej Zakta-
du Genetyki Medycznej w Centrum Zdrowia Dziecka w Warszawie, zarzgdzanego przez
prof. Krystyne Chrzanowskg. Wszystko to powoduje, ze aktualnie w kwestii diagnostyki
I leczenia chorob rzadkich, Polska — w porownaniu do innych krajow Europy — wypada
nie najgorzej.

e Pomimo sukcesywnej poprawy sytuacji pacjentow z chorobami rzadkimi, Biuro Rzecz-
nika Praw Pacjenta nadal odbiera sygnaty swiadczgce o tym, jak wiele jest jeszcze do
zrobienia w tym zakresie. Grzegorz Btazewicz wyrazit jednak nadzieje, popartg liczny-
mi przestankami, ze dalsze usprawnienia systemu opieki w chorobach rzadkich zostang
wkrotce wdrozone.

Sukcesy i wyzwania w chorobach rzadkich z perspektywy pacjentow

W kwietniu 2021 roku Krajowe Forum Orphan przeprowadzito audyt potrzeb pacjentow.
Jak wynika z niego, 85 proc. organizacji pacjenckich wykazato potrzebe w dostepie do
diagnostyki chorob rzadkich, w szczegolnosci do diagnostyki genetycznej, /6 proc. pod-
kreslito potrzebe zmian w systemie opieki nad pacjentami z chorobami rzadkimi, a 66 proc.
wskazato na koniecznosc¢ poprawy dostepu do refundacji technologii medycznych - za-
rowno lekow, jak i technologii nie lekowych.
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Stanistaw Mackowiak

Jestesmy umiarkowanymi optymistami patrzgc na to, co do tej pory wydarzyto sie w ob-
szarze chorob rzadkich. Nalezy podkreslic, ze dokument Plan dla Chorob Rzadkich two-
rzylismy od 2008 roku. Oczywiscie, ogromnym sukcesem jest fakt, ze zostat on teraz
przyjety i zaczat byc realizowany. Ponadto, w rozporzadzeniu o priorytetach zdrowot-
nych jako jeden z priorytetow wskazany zostat zakres diagnostyki i leczenia dla chordb
rzadkich. Mamy nadzieje, ze pozostate zatozenia, ktore zostaty okreslone w dokumencie
technicznym Planu dla Chordob Rzadkich rowniez bedg realizowane. Ze strony Minister-
stwa Zdrowia jest ku temu duza determinacja, bardzo obiecujgce jest takze zapewnienie
ministra Mitkowskiego, ze nadszedt czas refundacji w chorobach rzadkich. Juz w ostat-
nich 3 latach obserwowalismy wyrazny wzrost pozytywnych decyzji refundacyjnych dla
terapii w chorobach sierocych. Mamy nadzieje, ze trend ten zostanie nie tylko utrzyma-
ny, ale rowniez wzmocniony i znaczgco przyspieszony. Musimy pamietac, ze obecnie
polscy pacjenci majg dostep do ok. 25 proc. lekow stosowanych w chorobach rzadkich.
Rozwo) medycyny postepuje bardzo szybko, a co za tym idzie, bedzie przybywato coraz
wiece] nowych technologii. Istotne jest, aby dostepnosc terapii w chorobach rzadkich
w Polsce wzrastata w rownym tempie, zebySmy dotrzymywali w tym wzgledzie kroku
innym krajom europejskim, w ktorych aktualnie dostep do innowacyjnych technologii
medycznych jest znacznie wiekszy.

Zakres potrzeb chorych na choroby rzadkie jest przeogromny. Jest on czesciowo zapi-
sany w Planie dla Chorob Rzadkich, ale dotyczy tylko kwestii medycznych. Potrzeby te
grupy pacjentow wykraczajg jednak poza leczenie farmakologiczne, ktorego oferta jest
dostepna tak naprawde jedynie dla ok. 5 proc. chorych. Pozostali pacjenci majg zapew-
nione mozliwosci leczenia i opieki w innych formutach. W Planie dla Chordb Rzadkich
nie ma umieszczonych zarowno potrzeb socjalnych, jak i zwigzanych z oswiatg. Te cze-
sci zostawilismy sobie na kolejne lata, poniewaz nie jest mozliwe jednoczesne zaspo-
kojenie wszystkich potrzeb w chorobach rzadkich. W ciggu najblizszych 2 lat planujemy
sprawdzenie, co juz udato sie osiggnac i w jakim zakresie Plan zostat zrealizowany, a na-
stepnie stworzymy do niego konkretne zadania dotyczgce rehabilitacji, opieki spoteczne)
oraz kwestii zwigzanych z naukg.

Warto zaznaczyc, ze przed powstaniem Narodowego Planu dla Chordb Rzadkich, cho-
rzy zmagajgcy sie z chorobami rzadkimi rowniez byli zaopiekowani. Jednak Plan ten
wprowadzit rozwigzania systemowe, zapewniajgce pacjentom kompleksowg opieke
w petnym jej zakresie, dzieki czemu zyskajg szanse na poprawe ich sytuacji i prowadzenie
takiego samego zycia, jak inni obywatele naszego kraju.

Dostepnos¢ do diagnostyki i leczenia w rzadkich chorobach krwi

dr hab. Anna Szmigielska-Kapton

Duza grupa hematologicznych chordb rzadkich to choroby nabyte, w ktorych diagno-
styka genetyczna nie do konca bedzie miata zastosowanie. W rzadkich chorobach krwi
konieczna jest poprawa dobrej diagnostyki i nowoczesnego, czesto celowanego lecze-
nia oraz poczucia bezpieczenstwa i stabilnosci pacjenta w trakcie leczenia. Niezwykle
istotne jest zapewnienie kontynuacji terapii, jesli jest ona dobrze tolerowana i skuteczna.
Ma to szczegolne znaczenie w przypadku leczenia ratujgcego zycie — woOwczas nieprze-
rwany dostep do terapii jest absolutnie kluczowy.

Dla ultra rzadkiej choroby nabytej, jakg jest nocna napadowa hemoglobinuria, w kwiet-
niu 2021 roku, dosc nagle, zakonczyt sie program lekowy. W konsekwencji, leczenie jest
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kontynuowane u pacjentow bedgcych w trakcie terapii, natomiast nie mozemy go wig-
czyC u nowych pacjentow. Mamy duzy problem, jak postgpic w tej grupie chorych, skoro
wiemy, ze jest dostepne skuteczne leczenie ratujgce zycie, ale jednoczesnie nie jest ono
refundowane. Czesc¢ pacjentow z nocng napadowg hemoglobinurig trafia do badan kli-
nicznych, dzieki czemu jest poddawane terapii poza NFZ. Bardzo sie ciesze, ze powstat
Plan dla Chorob Rzadkich, ktory spowoduje kompleksowe podejscie do problemu tej
grupy schorzen. Mam jednoczesnie nadzieje, ze zostanie zapewniona kontynuacja le-
czenia dla chorych z nocng napadowg hemoglobinurig oraz ze dostep do niego zosta-
nie takze przyznany dla nowych pacjentow.

Wyzwania w leczeniu hemofilii i innych skaz krwotocznych — przyktad dualizmu sys-
temowego w chorobach rzadkich

red. Krzysztof Jakubiak

e Opublikowany przez Modern Healthcare Institute raport ,Rozwoj terapii w leczeniu
skaz krwotocznych” na temat leczenia hemofilii w Polsce obnazyt rozmaite problemy
systemowe w obszarze ochrony zdrowia. Obecnie mamy w naszym kraju do czynie-
nia z pewnego rodzaju dualizmem systemowym w leczeniu hemofilii. Z jednej strony,
dobrze funkcjonuje program lekowy dla pacjentow do 18. roku zycia, dzieki ktoremu
0soby niepetnoletnie majg zapewniony dostep do nowoczesnych terapii, ktore zosta-
ty opracowane i opatentowane w ostatnich latach. Z drugiej strony, mamy Narodowy
Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne, skierowany do
0sOb dorostych. | tutaj dostep do nowoczesnych technologii medycznych jest znacznie
utrudniony. W Polsce ponad 90 proc. lekow stosowanych w terapii dorostych pacjentow
z hemofilig to leki najstarsze — osoczopochodne, przy czym wszystkie inne kraje w Euro-
pie odchodzg juz od tej grupy terapeutykdw na rzecz znacznie bardziej nowoczesnych
terapii rekombinowanych oraz rekombinowanych o przedtuzonym uwalnianiu. Oznacza
to, ze osoba, ktora ukonczy 18. rok zycia, automatycznie przechodzi do pod opieke Na-
rodowego Programu Leczenia, CO znaczgco pogarsza jej dostep do leczenia. Niestety,
jest to dosc¢ powszechny problem w leczeniu pacjentow nastoletnich w Polsce.

e Proces wchodzenia najnowoczesniejszych terapii do praktyki klinicznej w leczeniu he-
mofilii w Polsce niestety nie jest optymistyczny. W ostatnich 20 latach Europejska Agen-
Cja Lekow (EMA) zarejestrowata 22 nowe preparaty w leczeniu tej rzadkiej choroby krwi.
Wyqglada to bardzo imponujgco, ale tylko z punktu widzenia rejestracyjnego, poniewaz
dostep refundacyjny nadal nie jest najlepszy. Przyczyn takiego stanu rzeczy jest kilka, po
pierwsze — system zakupowy w Narodowym Programie Leczenia polega na zakupach
centralnych, gdzie jest jeden zwyciezca i w jego wytonieniu to cena odgrywa ogrom-
ng role. Starsze, mniej zaawansowane technologicznie preparaty sg tansze, stad tatwigj
wygrywajg przetargi. Drugim problemem systemu ochrony zdrowia jest brak modelu
modyfikowania rozwigzan, ktore zostaty jJuz wprowadzone w zycie. Moze to byc¢ rowniez
przestroga dla losu Narodowego Planu dla Chorob Rzadkich, ze nie mozna ucieszyc sie
tym, ze program powstat, trzeba go stale monitorowac i dostosowywac do zmieniajgce]
sie rzeczywistosci.

e Bardzo wazna jest rowniez indywidualizacja i elastycznos¢ podejscia do chorego,
szczegolnie w ramach niewielkich grup pacjentow z chorobami rzadkimi. Warto pod-
kreslic, ze zwykle nie wigze sie to z wiekszymi kosztami, poniewaz chorzy i tak sg pod-
dawani leczeniu. Wowczas stajemy przed wyborem, czy bedg oni leczeni optymalnie
czy suboptymalnie, czy bedziemy podawac im lek w sposob, ktory jest dla nich najlep-
szy czy taki, ktory charakteryzuje sie nizszg skutecznoscig. Kluczowe jest, zebysSmy nie
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tworzyli nadmiernej biurokracji, aby ramy opisujgce zasady leczenia byty mozliwie sze-
rokie | zeby to lekarz mogt podejmowac decyzje terapeutyczne na podstawie swojego
doswiadczenia i 0sgdu klinicznego. Niestety, aktualnie nie potrafimy jeszcze dostosowac
terapii do potrzeb konkretnego pacjenta, ktory wykracza poza sztywne zapisy programul.

e Ponadto, mamy w Polsce systemowy problem z matymi grupami pacjentow, polegajgcy
na tym, ze obecnie nie istniejg rejestry chorych na choroby rzadkie. Mam nadzieje, ze
wkrotce sie to zmieni.

ROUND-TABLE: Miedzynarodowe inicjatywy dla zdrowia publicznego w kontekscie

whnioskéw po pandemicznych (Best practices/ wymiana doswiadczen).

prof. Robert Gil

e Potrzebna jest poprawa infrastruktury umozliwiajgca szpitalom jednoczasowe prowa-
dzenie pacjentow “zakazonych” wirusem sars-cov-2i nie w tym odpowiednie rozwigza-
nia organizacyjne.

o Odpowiednia akcja medialna informacyjna i edukacyjna.

e Dtug, ktory mamy w tej chwili wigze sie z faktem ogromnego strachu pacjentow przed
wejsciem do szpitala, w ktorym przebywajg osoby chore na COVID. Pacjenci zamkneli
sie w domach i przestali sie badac.

e Oprocz zwiekszenia funduszy do zwiekszenia liczby procedur, do lepszego optacania
pracownikow stuzby zdrowia istotna jest akcja edukacyjno-informacyjna.

Matgorzata Bogusz

e Pacjenci, ktorzy zostali dotknieci przez pandemie to w wiekszosci pacjenci onkologiczni
I Cierpigcy na choroby sercowo-naczyniowe.

e Nowa inicjatywa na poziomie Parlamentu Europejskiego, wspierana przez Komisje Eu-
ropejskg to potgczenie dwoch komitetow ds. kardiologii i ds. onkologii. W jej wyniku ma
powstac wspolny scenariusz do zaopiekowania sie pacjentami z wyzej wspomnianych
grup.

Gtowne wyzwania bezpieczenstwa strategicznego kraju w kontekscie pandemii, jakie
powinny by¢ priorytety przygotowanie na wypadek kolejnych epidemii?

pptk. tukasz Krzowski

e Wojskowa Stuzba Zdrowia prowadzi dziatania na podstawie wnioskow wyciggnietych
z dotychczasowych doswiadczen pandemicznych, m. in. rozbudowa infrastruktury szpi-
talnej, zostata poszerzona baza diagnostyczna, mobilne laboratoria, rozbudowa zdolno-
Sci personalnych personelu, koncepcja przeprowadzenia szczepienia zotnierzy, przygo-
towanie programu leczenia rehabilitacyjnego dla zotnierzy po COVID.

Maarten Van Baelen

e W trakcie pandemii mielismy 20% zaleznos¢ od osocza ze Stanow Zjednoczonych,
a problem ten istniat juz przed pandemig. To spowodowato wiele wyzwan dla terapii
wykorzystujgce osocze. Potrzebne jest zwiekszenie dostepnosci osocza i jego bezpie-
czenstwa.
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e W Europie jest kilka panstw, gdzie osocze jest zbierane zarowno przez sektor publiczny
jak I prywatny i jest to to dobry wzor i model dla pozostatych panstw. Unia Europejska
dokonuje rewizji dyrektywy, ktdra mowi o zbieraniu osocza i bezpieczenstwu dawcow.
To moze byc¢ szansa, zeby przekazac zalecenia dot. zbierania osocza w poszczegolnych
panstwach.

e Warto by byto dokonac pewnych zmian i przygotowac koncepcje budowania odpo-
wiednich zaktadow frakcjonowania osocza.

Adrian Goretzki

e Rzad dostrzegt, ze od dostepnosci produktow osoczopochodnych zalezy bezpie-
czenstwo pacjentow. W wielu krajach ciggtosc dostepu do lekow przez pandemie byta
przerwana.

e Dawcy, gtownie osoby ze Stanow Zjednoczonych zmniejszyty czestotliwosc oddawania
0s0cCza, z ze Europa jest uzalezniona od dostaw z USA to dostaw brakowato.

e Zeby uniknac takich sytuacji w przysztosci niezbedne jest pobranie wiecej osocza. Jest
to pierwszy krok, poniewaz w Polsce pobiera sie wcigz za mato osocza wzgledem po-
zostatych krajow UE.

e /apotrzebowanie na produkty osoczopochodne rosnie, poniewaz sg stosowane w co-
raz wiekszej liczbie wskazan.

e Podaz osocza mozna zwiekszy¢ rowniez poprzez zbudowanie osrodkow plazmaferezy
(zarowno panstwowych jak i prywatnych) — co pokazuje przyktad krajow samowystar-
czalnych. W Polsce swiadomosc na temat osocza jest niska

prof. Karina Jahnz-Rézyk

e Od kilku lat w Polsce jest wprowadzona immunoglobulino-terapia domowa i do poda-
nia leku stosowane sg odpowiednie urzgdzenia.

e Pandemia pokazata, ze to leczenie domowe ma szczegolne znaczenie.

Grzegorz Rychwalski

e [stotne jest wsparcie przemystu | odbudowanie przemystu farmaceutycznego, w kon-
tekscie dostepnosci substancji czynnych w Europie, aby leki byty przystepne cenowo
kazdego dnia.

e Mamy nadzieje, ze srodki na Krajowg odbudowe przemystu farmaceutycznego zostang
uruchomione dla zagwarantowania bezpieczenstwa pacjentow.

e W planie Ministerstwa Zdrowia zawarte jest odniesienie do lekow generycznych, biolo-
gicznych, substancji czynnych i wsparcia przemystu dziatajgcego w tym zakresie.

Irena Rej

e Firmy farmaceutyczne nie sg zapraszane do wspolnej profilaktyki z inicjatywami pan-
stwowymi. Polski przemyst byt dobry, chociaz generycznym, ale nowoczesnym i to
wsparcie jest potrzebne.

e Bez pomocy, firmy farmaceutyczne dziatajgce na wtasng reke bedg skracaty programy
innowacyjne ze wzgledu na brak funduszy.

e Fundusz Medyczny majgc 6 miliardow, z czego wydane zostato tylko 25%. Te pienigdze
powinny by¢ wydawane dla pacjentow, na choroby rzadkie, w ramach ratunkowego
trylu lekowego.
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Btad legislacyjny, ktory zostat popetniony rok temu, powinien byc¢ naprawiony.
Medycyna ma produkty, ktore leczg, ale tez i te, ktore mozemy stosowac w profilaktyce.

Istotng kwestig sg koszty posrednie, ktore nie sg czesto brane pod uwage. Mowi sie, zeby
leczyc¢ nie tanim lekiem, a leczyc tanio. Ilos¢ pieniedzy przeznaczona na zwolnienia
lekarskie jest wieksza nie wydawane pienigdze na leki.

Cezary Kepka

Istotne jest prowadzenie Krajowych Rejestrow Kardiologicznych, zeby byto wiadomo jakie
mamy wyniki leczenia, jakie sg powiktania, jaki jest czas oczekiwania na procedury. Dane
z teqgo rejestru bedg bezposrednio powigzane z danymi Narodowego Funduszu Zdrowia,
merytorycznie w petni zdolne, zeby stuzy¢ Ministrowi Zdrowia do podejmowania roznych
decyzji np. w kwestii refundacji czy wdrozenia procedur w sciezki terapeutyczne.

Sukcesy zwigzane z prowadzeniem profilaktyki pojawiajg sie po czasie. Naszg rolg jako
Instytutu Kardiologii jest planowanie jej w duzej perspektywie.

Pilotaz sieci kardiologiczne] ma pokazac, jak to wyglada w tym momencie oraz wyciggngc
wnioski z najstabszych punktow co trzeba poprawic.

To, co wiemy juz dzisiaj to to, ze kiedy pacjent przychodzi do PO/Z albo kardiologa,
dostaje gotowsg sciezke leczenia, pozwala nam to na wczesniejsze wykrycie ryzyka.

mec. Grzegorz Maczynski

S3 trzy kluczowe obszary, gdzie prawo i technologia bedg sie tgczyc.

Zabezpieczenie infrastruktury medycznej i zasobow krytycznych kadrowych, elastyczne
reagowanie na potrzeby zdrowotne i dostosowanie rozwigzan do potrzeb konkretnej
populacji, jeszcze wieksze zaprzegniecie projektow badawczych w biezgce rozwigzywa-
nie problemow zdrowotnych.

Legislacyjnych rozwigzan mamy sporo i teraz nalezy je kreatywnie wykorzystac i zwery-
fikowac te obszary, ktore powinny byc¢ ewentualnie uzupetnione bgdz zmodyfikowane,
zeby najlepiej odpowiadac elastycznosci reagowania na nowe wyzwania zdrowotne.

W Polsce mamy rozwigzania w postaci programow pilotazowych, ktore moglibysmy sze-
rzej stosowac. Warto teraz poszukac rozwigzan stosowanych w innych krajach i spraw-
dzi¢, czy sg adekwatne w kontekscie Polski i warto je zastosowac. Istotne jest potgczenie
przepisow prawa z technologig.

JestesSmy w momencie konwergencji technologicznej mamy potgczenie rozwoju biologi
I medycyny z informatyka. Otwierajg sie nowe mozliwosci i prawo nie zawsze za tym na-
daza, trzeba starac sie tak je uktadac tak, zeby te rozwigzania byty jak najbardziej efektywne.

Ciekawym rozwigzaniem sg konkursy i projekty wspierajgce badania, zeby finansowanie
poszto w strone rozwigzywania praktycznych problemow — nowe metody leczenia,
wykorzystywanie nowych technologii.

dr. Tomasz Latos

Odnoszac sie do wypowiedzi Pani Ireny Rej, kontekscie ustawy refundacyjnej jest to zdarzenie
przyszte niepewne.

Trzeba dawac mozliwosc dostepu do terapii, do lekow 754+ znacznie szerzej.

Musimy szuka¢ nowych rozwigzan, ale istotna jest mobilizacja wszystkich — stuzby zdrowia,
organizatorow imprez sportowych, politykow, samorzgdowcow, wszystkie stuzby dbajgce
O nasze zdrowie czy organizujg transport miejski, dziennikarzy.
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Bartosz Kwiatek

e Komunikacja jest kluczowa i powinna byc¢ na pierwszym migjscu, lezy u podstaw wszystkiego,
nawet wymiany doswiadczen.

e Potrzebna jest tez czujnosc, koordynacja, za ktorg idzie szybka reakcja i przemyslane
dziatania.

e Mamy znakomitych ludzi, ktorzy sg w stanie odpowiednig strategie przygotowac, odpo-
wiedzieC na te wezwania i wypisac recepte na przysztosc dla Europy i Polski.
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