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o projekcie programu ,,0srodek Choréb Rzadkich Szpitala
Uniwersyteckiego w Krakowie”

Po zapoznaniu sie z opiniag Rady Przejrzystosci wydaje negatywng opinie o projekcie
programu ,,0srodek Choréb Rzadkich Szpitala Uniwersyteckiego w Krakowie”.

Uzasadnienie

Choroby rzadkie stanowig nierozwigzany dotad problem polskiego systemu ochrony zdrowia.
Zawansowane sg prace nad Narodowym Planem dla Chordb Rzadkich, ktdory ma zostac
przedstawiony w kwietniu 2014 r. Osrodek Chordob Rzadkich Szpitala Uniwersyteckiego
w Krakowie powinien zosta¢ elementem takiego programu. Przedstawiony program zawiera
liczne uchybienia merytoryczne zgtoszone przez ekspertow.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu zdrowotnego miasta Krakowa w zakresie poprawy
opieki nad osobami cierpigcymi na choroby rzadkie, zaktadajgcy finansowanie dziatalnosci
Osrodka Choréb Rzadkich Szpitala Uniwersyteckiego w Krakowie. Finansowanie ma
obejmowac dwie interwencje:

e prowadzenie szkolen dla lekarzy pierwszego kontaktu na temat schorzen rzadkich,

e udzielanie konsultacji pacjentom skierowanym przez lekarzy rodzinnych i specjalistéw
do Osrodka Choréb Rzadkich przez poradnie specjalistyczne Szpitala
Uniwersyteckiego (dla pacjentéw wymagajacych diagnostyki wykraczajgcej poza
mozliwosci Szpitala Uniwersyteckiego bedzie organizowany system konsultacyjny
w osrodkach specjalistycznych w Polsce i na swiecie w oparciu o sie¢ Orphanet).

Program ma by¢ realizowany w latach 2013-2015. W projekcie przedstawiono budzet na
realizacje programu w wysokosci 182 160 zt.

Problem zdrowotny

Choroby rzadkie to choroby, ktére dotykajg niewielkg liczbe oséb w poréwnaniu do catej
populacji ispetniajg pewne kryteria odnosnie swojej rzadkosci. W Europie choroba
uznawana jest za rzadka, jesli dotyka 1 osobe na 2000. Choroby rzadkie s grupg bardzo
zréznicowang, obejmujgcg 5000 — 8000 jednostek chorobowych, w 50% w populacji dzieci-
nowe rozpoznania dotyczg 20 tysiecy dzieci rocznie. Okoto 30% pacjentow z tymi chorobami
umiera przed 5 rokiem zycia. Sg to przyczyny 40-45% zgonow przed 15 rokiem zycia.

W Polsce nie obowigzuje oficjalna definicja choroby rzadkiej; interesariusze powszechnie
uzywajg jednak definicji okreslonej w rozporzgdzeniu nr 141/2000 Parlamentu Europejskiego
i Rady Europy z dnia 16 grudnia 1999 r. w sprawie sierocych produktéw leczniczych, zgodnie
z ktérg choroba rzadka wystepuje u nie wiecej niz 5 na 10 000 osdb.
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Alternatywne Swiadczenia

Ich omdéwienie wymagatoby uwzglednienia odrebnie kazdej jednostki chorobowej.
Whioski z oceny przeprowadzonej przez Agencje

Whioski z oceny problemu zdrowotnego

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania w bazach informacji medycznych nie
odnaleziono zadnych przegladdéw systematycznych na temat skutecznosci i bezpieczenstwa
interwencji zaproponowanych w projekcie programu.

Analize projektu oparto na odnalezionych dokumentach i zaleceniach europejskich oraz
nadestanych opiniach eksperckich. Zalecenia unijne oraz Narodowy Plan dla Chordb
Rzadkich, ktéry wtasnie powstat w Polsce, odnoszg sie do koniecznosci tworzenia osrodkéw
eksperckich w krajach cztonkowskich UE. Przy czym, jak podkreslit jeden z ekspertow, trwaja
jeszcze prace na poziomie unijnym nad kryteriami kwalifikujgcymi tego typu osrodki.
W Polsce takie kryteria muszg zostac¢ okreslone przez Ministerstwo Zdrowia.

Whnioski z oceny programu miasta Krakow

Projekt programu zostat przygotowany zgodnie ze schematem zaproponowanym przez
AOTM. Zostaty okreslone cele programu oraz oczekiwane efekty, ktére im odpowiadaja.
Zaplanowano monitorowanie i ewaluacje programu. Zdaniem eksperta, we wskaznikach
monitorowania powinno sie uwzgledni¢ liczbe pacjentdow zarejestrowanych w konkretnych
grupach lub typach chordb rzadkich w oparciu o zweryfikowane dane kliniczne
i diagnostyczne. Docelowo programy takie powinny zaktada¢ monitorowanie odlegtych
loséw pacjentéw zidentyfikowanych w ramach programu.

Opis programu jest zbyt ogdlnikowy, nie precyzuje wielu istotnych kwestii. Nie wiadomo,
jakich choroéb rzadkich dotyczy. Raczej nie mozna sie spodziewac, ze osrodek jest w stanie
specjalizowad sie we wszystkich jednostkach chorobowych (w zakresie choréb rzadkich kilka
tysiecy). Zwraca na to uwage jeden z ekspertéw. Poza tym, jak twierdzg eksperci, na duzym
poziomie ogdlnosci opisano kwestie diagnostyczno-lecznicze, brakuje informacji o sposobie
zorganizowania opieki wielospecjalistycznej oraz o zasadach jej finansowania. Nie zostaty
okreslone kompetencje kadry lekarskiej, ani zasady wspoétpracy z innymi osrodkami w kraju
i zagranica. U ekspertow watpliwosci budzg zasady komunikacji z pacjentami. Jeden z nich
podkresla, ze metoda przesytania dokumentacji lekarskiej, w swietle braku analizy
epidemiologicznej oraz niewskazania grup chordb, ktérymi organizator zamierza sie zajac,
bedzie mato skuteczna.

Zastanawiajgce jest, dlaczego brakuje w programie odniesienia do prac powotanego przez
Ministra Zdrowia Zespotu ds. Chordb Rzadkich oraz Zespotu koordynujgcego ds. Chordb
Ultrarzadkich powotanego przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. Autorzy nie
powotujg sie takie na Zzadne piSmiennictwo, w tym dokumenty unijne, czy zalecenia
europejskich grup eksperckich w dziedzinie chordb rzadkich. Nie jest jasne, czy Osrodek,
o ktérym mowa w programie, ma sie sta¢ jednym z Osrodkéw Eksperckich ds. Chordb
Rzadkich, do ktdorych odnoszg sie dokumenty Unii Europejskiej. Powstawanie takich
osrodkéw jest wymogiem stawianym panistwom cztonkowskim. Kwestia ta poruszona zostata
takze w Narodowym Planie dla Choréb Rzadkich, przy czym, jak podkresla ekspert, prace
w tym zakresie jeszcze sie nie rozpoczety. Najpierw muszg zosta¢ okreSlone przez
Ministerstwo Zdrowia kryteria kwalifikacyjne, co wiecej — ciggle w tym zakresie trwajg prace
w UE. W tej chwili istniejg ,Zalecenia dla osrodkéw eksperckich ds. chordb rzadkich
w panstwach cztonkowskich dotyczace kryteriow jakosci”, wydane przez Komitet Ekspertéw
Unii Europejskiej ds. Choréb Rzadkich (EUCERD). Okreslajag one kryteria i procedury
wyznaczania osrodkéw eksperckich. W celu zaspokojenia szczegdlnych potrzeb pacjentéw
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z chorobami rzadkimi zwigzanych z leczeniem, rehabilitacjg i opieka paliatywng, osrodki
eksperckie zapewniajg lub koordynujg w ramach specjalistycznej opieki zdrowotnej dziatania
z zakresu wielu dziedzin, w tym ustug okotomedycznych i spotecznych. W programie nie ma
mowy o tego typu koordynacji. Mimo to pytani eksperci popierajg sam pomyst zajecia sie ta
problematyka.

Jeden z ekspertéw zauwaza, ze by¢ moze lepszymi zatozeniami programu bytyby plany
inwentaryzacji tego typu chorych i chordb, sposobu ich klasyfikowania, diagnozowania,
efektywnosci tej diagnostyki, analizy opieki lekarskiej nad chorymi z juz rozpoznang choroba
rzadkg, okreslenie ich potrzeb w zakresie wielospecjalistycznej opieki lekarskiej,
rehabilitacyjnej i socjalnej. Jego zdaniem te sprawy wymagajg uporzagdkowania w pierwszej
kolejnosci rzedzie i okredlenia na tej bazie pewnych rozwigzan organizacyjnych, zanim
przystgpi sie do dziatan majgcych na celu poprawe zgtaszalnosci choréb rzadkich, gdyz tatwo
moze wowczas dojs¢ do pogtebienia i tak juz niewydolnego dzis systemu opieki na chorymi
z chorobami rzadkimi.

Warto jednak zauwazyé, ze autorzy projektu odwotujg sie do sieci Orphanet w zakresie
organizacji systemu konsultacyjnego w osrodkach specjalistycznych w Polsce i na Swiecie. Na
polskiej stronie Orphanet odnaleziono link do Osrodka Chordb Rzadkich Szpitala
Uniwersyteckiego w Krakowie, ktéry swojg dziatalnos¢ rozpoczat 01 marca 2012 roku.

Projekt zawiera budzet oraz koszty jednostkowe. W ramach kosztow jednostkowych
wymieniono interwencje w postaci przygotowania i obstugi strony internetowej ,Choroby
Rzadkie”, o ktérej nie wspominano wczesniej.

Jak zauwaza jeden z ekspertéw: ,budzet programu jest okreslony bardzo zdawkowo, a 70%
przewidzianych wydatkéw ma pochtong¢ opracowanie i utrzymanie strony internetowej oraz
etat pracownika administracyjnego. Brak jest jakichkolwiek szczegétéw dotyczacych szkolen
dla lekarzy rodzinnych (forma, zakres szkolen, liczba oséb szkolonych) oraz struktury kosztow
kazdego ze spotkan z organizacjami pacjentéw, a takze zasadnosci ich odbywania
czterokrotnie w ciggu kazdego roku realizacji programu”.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, wydaje opinie jak na wstepie.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48 ust. 2a ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze
srodkéw publicznych, z uwzglednieniem raportu o programie: ,Osrodek Chordb Rzadkich Szpitala
Uniwersyteckiego w Krakowie” realizowanym przez miasto Krakéw, nr: AOTM-0T-441-187/2012, Warszawa
kwiecien 2013.

Inne wykorzystane zrddta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:
1. Stanowisko eksperckie przedstawione na posiedzeniu w dniu 29.04.2013r.
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