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Warszawa, 30 wrze$nia 2026

Szanowni Parstwo,

w zwigzku z petycjg z 23 lipca 2026 r. w sprawie zmiany programu lekowego B.22 LECZENIE
PACJENTOW Z CHOROBA POMPEGO (ICD-10: E74.0) w celu zapewnienia bezpiecznych,
przejrzystych i zgodnych z aktualng wiedza medyczng zasad kontynuacji oraz zakonczenia
enzymatycznej terapii zastepczej u pacjentow z chorobg Pompego przekazuje ponizsze

informacje.

Kwestie zwiazane z refundacjg reguluje ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
Srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych

(Dz.U.z2026 r.poz. 253, z pdzn. zm.), zwana dalej ,ustawg 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 wyrobow medycznych, bedacy listg lekow, ktore

—namoment 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, sSrodkéw 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 sg
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 alglukozydazg alfa lub awalglukozydaza alfa kwalifikowani sa pacjenci, ktorzy

spetniaja ponizsze kryteria:
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1) diagnoza choroby Pompego na podstawie udokumentowanego braku lub glebokiego
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 sg rowniez pacjenci, ktorzy byli leczeni w
ramach innego sposobu finansowarnia terapii, za wyjatkiem trwajacych badari klinicznych,
pod warunkiem, Ze w chwili rozpoczecia leczenia spetniali kryteria kwalifikacyi do programu

lekowego.

Leczenie w programie trwa do czasu podijecia przez Zespét Koordynacyjny ds. Chordb
Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o wytaczeniu sSwiadczeniobiorcy z
programu, zgodnie z kryteriami wylgczenia opisanymiw programie, przy czym kryteria te nie
maj3 charakteru bezwzglednego ani jednoznacznie rozstrzygajacego, lecz majg charakter

oceny i wymagaja kazdorazowo odniesienia do catoksztattu sytuacji klinicznej pacjenta:

1) stwierdzenie braku skutecznosci leczenia— weryfikacje skutecznosci leczenia dokonuje
co 6 miesiecy Zespot Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich, na podstawie
nadestanef karty monitorowarnia terapii;

2) znaczna progresja choroby pojawiajgca sie pomimo leczenia, szczegolnie wymagajaca
uzyclia respiratora zastepujacego oddech pacjenta przez 24h/dobe przy braku
stabilizacji lub poprawy w okresie 3 miesiecy;

3)wystapienie zagrazafacef Zyciu albo nieakceptowalnej toksycznosci pomimo
zastosowania adekwatnego postepowarnia,

4) obecnosc powaznych wrodzonych anomalii lub chorob wspotistniejgcych, ktore w
ocenie lekarza kwalifikujgcego do leczenia lub Zespotu Koordynacyjnego ds. Chorob
Ultrarzadkich, moga uniemozliwic poprawe stanu zdrowia swiadczeniobiorcy;

5) okres cigZy lub karmienia piersig,

6) wystapienie nadwrazliwosci na lek lub substancie pomocnicza uniemoZliwiajace
kontynuacje leczenia,

7)brak wspofpracy lub nieprzestrzeganie zaleceri lekarskich, w tym zwfaszcza
dotyczacych okresowych badari  kontrolnych oceniajgcych skutecznosc i

bezpieczeristwo leczenia ze strony swiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekunow.

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

postepowania w okreslonym stanie klinicznym pacjenta.
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W przypadku programu lekowego B.22 ostatecznej kwalifikacji Swiadczeniobiorcy do terapii
dokonuje Zespét Koordynacyjny ds. Chordb Ultrarzadkich, w ktérego sktad wchodzag krajowi
eksperci posiadajacy doswiadczenie w diagnostyce i leczeniu choréb rzadkich, w tym
konsultanci krajowi w dziedzinie pediatrii metabolicznej oraz endokrynologii i diabetologii
dzieciecej. Kazdy przypadek oceniany na posiedzeniu jest przedmiotem analizy obejmujgcej
catoksztatt sytuacji klinicznej pacjenta, przebieg choroby, dotychczasowe efekty leczenia
oraz aktualne rokowanie. Decyzje o przerwaniu leczenia moze podjaé zaréwno lekarz
prowadzacy, jak i Zespét Koordynacyjny, zgodnie z warunkami okreslonymi w opisie
programu lekowego, przy czym nalezy podkresli¢, iz kryteria wylgczenia z programu
lekowego, wskazujace na skutecznos¢ terapii, nie majg charakteru bezwzglednego, lecz
podlegajg indywidualnej ocenie klinicznej. Regulamin pracy zespotu koordynacyjnego
wskazujacy jego organizacje, szczeg6towe zadania, sposob i tryb dziatania oraz uczestnictwo
w pracach tego zespotu, okresla Prezes Narodowego Funduszu Zdrowia w drodze

zarzadzenial.

Zgodnie z wiedzg Ministra Zdrowia praktyka w Polsce nie odbiega od praktyki innych krajow
— leczenie jest prowadzone w ramach specjalistycznego programu lekowego, a zasadnos$é

kontynuacji leczenia pacjentow jest oceniana indywidualnie, przez grono ekspertow.

Odnoszac sie do wniosku o zmiane kryteribw wylaczenia z programu lekowego B.22,
wskazuje, ze zgodnie z art. 16a ust. 4 ustawy o refundacji lekéw zmiany opisu programu
lekowego dokonuje minister wtasciwy do spraw zdrowia. Stosownie do ust. 5 tego przepisu,
przy dokonywaniu takiej zmiany Minister moze zasiegna¢ opinii konsultanta krajowego lub
konsultanta wojewddzkiego z odpowiedniej dziedziny medycyny oraz Prezesa Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, a w uzasadnionych przypadkach réwniez
medycznego towarzystwa naukowego z danej dziedziny medycyny. Jednoczesnie nalezy
wskazaé, ze do Ministerstwa Zdrowia nie wptynety dotychczas ze strony wiasciwych
konsultantéw postulaty dotyczace zmiany przedmiotowych kryteriow wytgczenia z
programu lekowego B.22. LECZENIE PACJENTOW Z CHOROBA POMPEGO (ICD-10:
E74.0).

Minister Zdrowia powierzyt zespotom koordynacyjnym ustawowe zadanie kwalifikowania
pacjentow do leczenia oraz oceny zasadnosci jego kontynuacji, przyjmujac, ze w przypadkach
szczegolnie 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

1zarzadzenie nr 75/2026/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 23 lipca
2026 r. w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie
szpitalne w zakresie programy lekowe
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braku nowych okoliczno$ci medycznych lub uchybien proceduralnych, nie ma podstaw do
podwazania merytorycznych rozstrzygnie¢ podejmowanych przez Zesp6t w granicach

powierzonych mu kompetencji.

Z wyrazami szacunku

z upowaznienia Ministra Zdrowia
Martyna Kosmal

Zastepca Dyrektora

/dokument podpisany elektronicznie/
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