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Imperatyw etyczny:

Pomoc innemu w potrzebie jest 
wpisana w naturę człowieka .....

Etyka a prawo.....
w przypadku chorób rzadkich polskie 
prawo nie nadąża za naszą etyką 



W punkcie 11 preambuły jasno podkreśla wskazuje że:



1. Rada UE czerwca 2009 r. rekomendowała państwom członkowskim ustanowienie 
i realizację Planów dla chorób rzadkich, najlepiej nie później niż przed końcem 2013
Zalecenie Rady w sprawie działań w dziedzinie rzadkich chorób  z dnia 8 czerwca 2009 r.  (2009/C 151/02) 

2. KONSULTACJE PUBLICZNE - RZADKIE CHOROBY: WYZWANIA STOJĄCE PRZED 
EUROPĄ - w zakresie HTA wobec leków sierocych: 

Ocena technologii medycznych w odniesieniu do leków sierocych, którą należy 
wykonać przed ustaleniem ceny i refundacji jest następnym czynnikiem, który 
odgrywa decydującą rolę w opóźnianiu dostępu pacjentów do leczenia lub nawet w 
uniemożliwianiu im skorzystania z niego.
Metody stosowane w ocenie efektywności kosztowej leków przeznaczonych do 
leczenia częstych schorzeń nie dotyczą leków sierocych.

3. Obecnie w UE trwają prace nad nowelizacją dyrektywy transparentności. 
Efektem będzie zakaz ponownej oceny HTA w stosunku do leków i technologii, które 
uzyskały status sierocego produktu medycznego wydany przez COMP przy EMA.



Narodowe Plany dla Chorób Rzadkich  



2000 . . . . . . . . . . . . . . . . . . . . . 2015 .. . . 2020

Leki i technologie sieroce  w  COMP - choroby ultra-rzadkie prognoza
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Wielokrotnie w Polsce okazuje się, że lek od lat stosowany jako skuteczny w 
całej Europie, w Polsce uznany jest za nieskuteczny i nieefektywny klinicznie. 



Prawo nie nadąża za etyką:

1. Ustawa refundacyjna nie rozróżnia OMP od leków „powszechnych”

2. Konkluzje z debaty EUROPLAN – 11’2013 nie wdrożone

3. Stanowisko Zespołów Parlamentarnych w sprawie stosowania 
kryterium „cost per QALY” nie respektowane

Zalecano dokonanie zmian ustawowych (ustawa refundacyjna) tak, aby AOTM, Komisja 
Ekonomiczna i Minister Zdrowia nie stosowali wskaźnikiem poziomu QALY przy ocenie i 
decyzji refundacyjnej w stosunku do leków i technologii sierocych. Uznano iż, stosowanie 
ograniczeń opłacalności klinicznej wobec chorób rzadkich nie powinno mieć miejsca. Do 
oceny i decyzji o refundacji zalecono stosować podejście egalitarne, a nie utylitarne, jak 
wobec schorzeń powszechnych. Analiza ekonomiczna dla leków i technologii sierocych nie 
ma żadnego uzasadnienia. 









Etyka = prawo Etyka Prawo

Etyka Prawo



Konferencja Watch Health Care pokazała jak Polska jest prawnie i mentalnościowo zacofana 
w zakresie dostępu do leków sierocych.
„Innowacje w leczeniu chorób rzadkich, leki sieroce – ocena dostępności w Polsce” - Warszawa, 12.IV.2013

Dr Krzysztof Łanda - Medexpres.pl

Ustawa wymaga od producentów leków sierocych analiz ekonomicznych i przewiduje 
wyłącznie utylitarne podejście do podejmowania decyzji refundacyjnych, czyli analiz 
ekonomicznych dla leków sierocych z progiem opłacalności na poziomie 3xPKB/osobę/QALY.  

To wymaganie jest nieracjonalne, gdyż cena większości leków sierocych jest funkcją liczby 
leczonych chorych, a nie oceny innowacyjności terapeutycznej leku, czyli jego efektywności 
klinicznej względem głównych klinicznie istotnych punktów końcowych. 

W przypadku technologii stosowanych w chorobach ultra rzadkich konieczne jest podejście 
egalitarne i wymaganie uzasadnienia ceny zamiast analizy ekonomicznej, której wartość 
informacyjna jest w tym przypadku nikła lub żadna. 

Niestety w Polsce jak dotąd nie zadbaliśmy właściwie o osoby cierpiące na choroby rzadkie i 
ultra rzadkie, stawiając je poza nawiasem społeczeństwa, co widać po zapisach ustawy 
refundacyjnej.



Dziękuję z uwagę

www.rzadkiechoroby.pl

Mirosław Zieliński


