Zalacznik Nr 66 do zarzadzenia Nr 9/2025/DGL
Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
7z dnia 30 stycznia 2025 r.

Regulamin Zespolu Koordynacyjnego do spraw Chorob UltrarzadkichRegulamin Sekcji ds. Zespolow

Autozapalnych i Obrzeku Naczynioruchowego dzialajacej w ramach Zespolu Koordynacyjnego ds.
Chorob Ultrarzadkich3?

1. Zespol Koordynacyjny:
1) kwalifikuje swiadczeniobiorcow do leczenia w ramach programu lekowego:
a) Leczenie pacjentéw z chorobg Gauchera typu I oraz typu I1I;
b) Leczenie choroby Hurler;
¢) Leczenie pacjentow z choroba Pompego;
d) Leczenie pacjentow z mukopolisacharydozg typu II (zesp6l Huntera);
e) Leczenie cigzkich wrodzonych hiperhomocysteinemii;
f) Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1);
g) Leczenie pacjentow z wrodzonymi zespolami autozapalnymi;
h) Leczenie choroby Fabry'ego;
1) Leczenie uzupelniajace L-karnityna w wybranych chorobach metabolicznych;
j) Leczenie chorych na cystynoze nefropatyczna,

k) Leczenie  zapobiegawcze  chorych  znawracajgcymi  napadami  dziedzicznego  obrzeku
naczynioruchowego o cigzkim przebiegu;

1) Leczenie amifamprydyng pacjentow z zespolem miastenicznym Lamberta-Eatona;
m) Leczenie wspomagajace zaburzen cyklu mocznikowego;

n) Leczenie kwasem kargluminowym chorych z acyduriami organicznymi: propionowg, metylomalonowg
i izowalerianowa,;

0) Leczenie chorych na hipofosfatemi¢ sprz¢zong z chromosomem X (XLH);
p) Leczenie chorych z niedoborem kwasniej sfingomielinazy (ASMD) typu A/B i B;
r) Leczenie chorych z objawami kostnymi w przebiegu hipofosfatazji;
s) Leczenie pacjentow z achondroplazja;
t) Leczenie chorych z zespolem hipereozynofilowym (HES);
2) rozstrzyga o wylaczeniu $wiadczeniobiorcdw z programu;
3) dokonuje oceny skutecznosci terapii w trakcie trwania programu lekowego:
a) Leczenie pacjentow z choroba Gauchera typu I oraz typu I1I;
b) Leczenie choroby Hurler;
¢) Leczenie pacjentow z choroba Pompego;
d) Leczenie pacjentow z mukopolisacharydozg typu II (zespdt Huntera);
e) Leczenie cigzkich wrodzonych hiperhomocysteinemii;

f) Leczenie tyrozynemii typu 1 (HT-1);

33)W brzmieniu ustalonym przez § 1 pkt 29 zarzadzenia, o ktérym mowa w odno$niku 4
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g) Leczenie pacjentow z wrodzonymi zespolami autozapalnymi;

h) Leczenie choroby Fabry'ego;

1) Leczenie uzupelniajace L-karnityna w wybranych chorobach metabolicznych;
j) Leczenie chorych na cystynoze nefropatyczna;

k) Leczenie  zapobiegawcze  chorych  znawracajgcymi  napadami  dziedzicznego  obrzeku
naczynioruchowego o cigzkim przebiegu;

1) Leczenie amifamprydyng pacjentow z zespolem miastenicznym Lamberta-Eatona;
m) Leczenie wspomagajace zaburzen cyklu mocznikowego;

n) Leczenie kwasem kargluminowym chorych z acyduriami organicznymi: propionowg, metylomalonowg
i izowalerianowa,;

0) Leczenie chorych na hipofosfatemi¢ sprz¢zong z chromosomem X (XLH);

p) Leczenie chorych z niedoborem kwasniej sfingomielinazy (ASMD) typu A/B i B;
r) Leczenie chorych z objawami kostnymi w przebiegu hipofosfatazji;

s) Leczenie pacjentow z achondroplazja;

t) Leczenie chorych z zespolem hipereozynofilowym (HES).

2. W ramach Zespolu Koordynacyjnego, Prezes Funduszu, powoluje Sekcje ds. Zespoldéw Autozapalnych
1 Obrzgku Naczynioruchowego dzialajaca na podstawie odrebnego regulaminu, okreslonego przez Prezesa
Funduszu.

3. Czlonkowie Zespolu Koordynacyjnego, zwykla wickszoscig glosow, wybieraja ze swojego skladu
Przewodniczacego, jego ZastgpcoOw oraz Sekretarza.

4. Do zadan Przewodniczacego nalezy w szczegodlnosci:
1) organizacja oraz prowadzenie posiedzen Zespolu Koordynacyjnego;

2) przydzielanie czlonkom Zespolu Koordynacyjnego obowiazkéw niezbednych do prawidlowego
wypehiania zadan Zespolu Koordynacyjnego;

3) nadzorowanie przestrzegania przez Zespol Koordynacyjny postanowien niniejszego Regulaminu;
4) podpisywanie protokolow z posiedzen Zespolu Koordynacyjnego;
5) reprezentowanie Zespolu Koordynacyjnego na zewnatrz.

5. W czasie nicobecnosci Przewodniczacego czynnosci, o ktérych mowa w ust. 4, wykonuje wyznaczony
Zastepca Przewodniczacego.

6. Do zadan Sekretarza nalezy protokotowanie posiedzen Zespolu Koordynacyjnego.

7. W posiedzeniach Zespotu Koordynacyjnego moga bra¢ udzial, bez prawa glosu, przedstawiciel Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia, zwanego dalej "Funduszem", oraz Ministra Zdrowia.

8. Kwalifikacja swiadczeniobiorcow do programu lekowego, ocena skutecznosci terapii w trakcie trwania
programu lekowego oraz rozstrzyganie o wylaczeniu $wiadczeniobiorcow z programu lekowego odbywa sig
zgodnie z opisem $wiadczenia, okreslonym w zalaczniku do obwieszczenia ministra wlasciwego do spraw
zdrowia w sprawie wykazu lekow refundowanych, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych oraz zgodnie zzarzadzeniem Prezesa Funduszu w sprawie
okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe.

9. Kwalifikacja do leczenia w ramach programéw lekowych "Leczenie wrodzonych zespolow
autozapalnych", "Leczenie zapobiegawcze chorych znawracajacymi napadami dziedzicznego obrzgku
naczynioruchowego o ci¢zkim przebiegu" oraz "Leczenie chorych z zespolem hipereozynofilowym (HES)" jest
dokonywana przez cztonkéw Sekeji ds. Zespoldw Autozapalnych i Obrzgku Naczynioruchowego.
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10. Zespol Koordynacyjny podejmuje decyzjes® dotyczace kwalifikacji swiadczeniobiorcéw do programu
oraz wylgczenia §wiadczeniobiorcéw z programu.

11. Zespol Koordynacyjny podejmuje decyzje w sposob niezalezny, ajego czlonkowie nie kontaktuja si¢
w sprawach pracy Zespolu, w szczegolnosci w zakresie wydawanych opinii, z jakakolwiek osoba, organizacja,
czy instytucja, ktora moglaby by¢ zainteresowana bezposrednio Iub posrednio podejmowanymi przez Zespot
Koordynacyjny decyzjami.

12. Decyzje Zespolu Koordynacyjnego dotyczace leczenia pacjentdw oraz inne decyzje Zespolu
Koordynacyjnego dotyczace realizacji programu lekowego sa podejmowane na posiedzeniach zwyklg
wickszoscig glosow, w obecnosci Przewodniczacego albo w przypadku jego nicobecnosci - Zastgpey
Przewodniczgcego. W przypadku oddania rownej liczby glosow decyduje glos Przewodniczacego, aw
przypadku jego nicobecnosci Zastepcy Przewodniczacego. Dokumenty zawierajace decyzje podejmowane
przez Zespol Koordynujacy, podpisuje Przewodniczacy, a w razie nicobecnosci Przewodniczacego - Zastepea
Przewodniczgcego. Decyzje dotyczace kwalifikacji lub kontynuacji leczenia moga by¢é podejmowane na
zasadach okreslonych przez Zespol, rowniez z wykorzystaniem elektronicznego systemu monitorowania
programéw lekowych.

13. W wyjatkowych okolicznosciach zwigzanych zkoniecznoscig zapewnienia szybkiego dostgpu do
terapii, badZ zachowania cigglosci terapii w danym programie lekowym decyzje moze jednoosobowo podjac
Przewodniczacy lub Zastepca Przewodniczacego. Decyzja nie moze zostaé podjeta na okres dluzszy niz do
czasu najblizszego posiedzenia Zespolu Koordynacyjnego. W kazdym tego typu przypadku, na najblizszym
posiedzeniu Zespolu Koordynacyjnego przedstawiany jest wniosek o zakwalifikowanie pacjenta do leczenia,
badz w przypadku kontynuacji terapii - karta monitorowania leczenia.

14. Zespol Koordynacyjny przekazuje do Jednostki Koordynujacej informacje o podjetych decyzjach,
w celu zawiadomienia przez Jednostke Koordynujaca osrodka wystepujacego z wnioskiem o zakwalifikowanie
pacjenta do leczenia, kontynuacj¢ lub zaprzestanie leczenia.

15. Posiedzenia Zespolu Koordynacyjnego odbywajg si¢ zgodnie zprzyjetym na dany rok
harmonogramem. Harmonogram posiedzen ustala Przewodniczacy. Posiedzenia Zespolu Koordynacyjnego
moga takze odbywac si¢ =z wykorzystaniem $rodkéw komunikacji elektronicznej umozliwiajgcych
porozumiewanie si¢ na odleglosc.

16. Na wniosek Przewodniczacego Zespolu posiedzenia Zespolu Koordynacyjnego moga odbywac si¢ poza
terminami wynikajacymi z harmonogramu.

17. Posiedzenia odbywaja si¢ przy udziale co najmniej polowy czlonkdéw Zespolu Koordynacyjnego.

18. Z posiedzen Zespolu Koordynacyjnego sporzadza si¢ protokdl, ktory podpisuje Przewodniczacy
Zespolu albo w przypadku jego nicobecnosci — Zastgpca Przewodniczacego. Protokol jest przekazywany
Prezesowi Funduszu oraz Jednostce Koordynujace;j.

19. Zespol Koordynacyjny jest zobowigzany do skladania Prezesowi Funduszu pélrocznych raportéw
z realizacji danego programu lekowego, sporzadzanych zgodnie ze wzorem okreslonym w zalaczniku do
regulaminu, w terminach odpowiednio do:

1) 30 wrzesnia — za pierwsze polrocze danego roku;
2) 31 marca — za drugie polrocze roku poprzedniego.

20. Zespol Koordynacyjny moze wystgpowac do Ministra Zdrowia w sprawach zwigzanych z realizacja
programu lekowego, o ktorych mowa w art. 16b ust. 1 pkt 5 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 .
poz. 826, z pézn. zm.).

21. Kazda osoba powolana przez Prezesa Funduszu w skltad Zespolu Koordynacyjnego obowigzana jest do
zgloszenia przewodniczacemu Zespolu ewentualnego konfliktu interesow oraz do zachowania w tajemnicy
wszelkich informacji, ktore nabyla w zwigzku z udzialem w pracach Zespotu.

3 Decyzje, o ktorych mowa w niniejszym regulaminie nie sa decyzjami administracyjnymi w rozumieniu przepisow
ustawy z dnia 14 czerwca 1960 r. - Kodeks postepowania administracyjnego (Dz. U. z 2023 r. poz. 775, z pdzn. zm.).

Id: 702F39DE-92F0-4E43-B785-444E596F75FC. Podpisany Strona 3



22. Obsluge administracyjng oraz prawng Zespolu Koordynacyjnego oraz jego czlonkow zapewnia
Jednostka Koordynujaca. Do zadan Jednostki Koordynujacej nalezy w szczegodlnosci:
1) archiwizacja dokumentow;
2) przekazywanie korespondencji;
3) kontaktowanie si¢ z czlonkami Zespolu Koordynacyjnego;

4) zawiadamianie o spotkaniach oraz informowanie o decyzjach Zespolu Koordynacyjnego osrodka
wystepujacego z wnioskiem o kwalifikacje do leczenia, kontynuacj¢ i zaprzestanie terapii.
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Regulamin Sekcji ds. Zespolow Autozapalnych i Obrzeku Naczynioruchowego dzialajacej w ramach
Zespolu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich

1. Sekcja ds. Zespolow Autozapalnych i Obrzgku Naczynioruchowego, zwana dalej "Sekcja", powolywana
jest przez Prezesa Funduszu.

2. Sekcja dziala w ramach Zespolu Koordynacyjnego ds. Chorob Ultrarzadkich, zwanego dalej "Zespolem
Koordynacyjnym", ktory wykonuje swoje zadania przy osrodku bedacym realizatorem $wiadczenia
"kwalifikacja do leczenia w programie lekowym oraz weryfikacja jego skutecznosci" (Jednostka
Koordynujaca).

3. O terminach posiedzen Sekcji informowany jest Przewodniczacy Zespolu. W posiedzeniach Sekcji moga
uczestniczy¢ z prawem glosu czlonkowie Zespolu Koordynacyjnego oraz bez prawa glosu przedstawiciel
Funduszu oraz Ministra Zdrowia.

4. Sekcja kwalifikuje do leczenia oraz weryfikuje skutecznos¢ leczenia pacjentow w ramach programow
lekowych finansowanych przez Fundusz:

1) Leczenie wrodzonych zespolow autozapalnych;

2) Leczenie zapobiegawcze chorych z nawracajacymi napadami dziedzicznego obrzgku naczynioruchowego
o cigzkim przebiegu;

3) Leczenie chorych z zespolem hipereozynofilowym (HES).

5. Sekcja podejmuje decyzje dotyczace kwalifikacji pacjentow do programu w dwoch podzespolach:
1) podzespol pediatryczny, ktory podejmuje decyzje dotyczace kwalifikacji pacjentow <18r.z.;
2) podzespol internistyczny, ktéry podejmuje decyzje dotyczace kwalifikacji pacjentow >18r.Z.

6. Pracami podzespolow kieruje odpowiednio do specjalizacji Przewodniczacy Sekcji lub Zastgpca
Przewodniczacego Sekcji.

7. Kwalifikacja do leczenia odbywa si¢ zgodnie zopisem $wiadczenia, okreslonym w zalaczniku do
obwieszczenia oraz zgodnie z zarzgdzeniem.

8. Sekcja podejmuje decyzje’ dotyczace rozpoczecia leczenia, kontynuowania oraz zakonczenia leczenia,
jak réwniez dotyczace wielkosci dawki stosowanego leku, na podstawie prawidlowo wypelnionych
dokumentoéw, niezbgdnych dla kwalifikacji oraz monitorowania leczenia, zgodnie zopisem programu po
uzyskaniu pozytywnej opinii recenzenta, wybranego sposrod czlonkow Sekcji. Wzory przedmiotowych
dokumentow okreslone sg w zalgczniku do zarzadzenia.

9. Decyzje podejmowane przez Sckcje w zakresie leczenia pacjentdw oraz inne decyzje zwigzane
z realizacjg przedmiotowego programu lekowego sa przedstawiane przez czlonkéw Sekcji na posiedzeniach
Zespolu Koordynacyjnego. Zespdl Koordynacyjny dokonuje ostatecznej akceptacji uprzednio podjetych przez
Sekeje decyzji zwykla wigkszoscig glosow w obecnosci Przewodniczacego lub w przypadku jego nicobecnosci
- Zastgpcy Przewodniczacego. W razie oddania rownej liczby gloséw decyduje glos Przewodniczacego
Zespolu, aw przypadku jego nicobecnosci - Zastgpcy Przewodniczacego. Dokumenty zawierajace decyzje
podejmowane przez Sekcje podpisuje Przewodniczacy, a w razie nicobecnosci Przewodniczacego - Zastgpca
Przewodniczgcego. Decyzje dotyczace kwalifikacji lub kontynuacji leczenia moga by¢ podejmowane na
zasadach okreslonych przez Zespol, rowniez z wykorzystaniem elektronicznego systemu monitorowania
programéw lekowych.

10. W wyjatkowych okolicznosciach zwigzanych zkoniecznoscig zapewnienia szybkiego dostgpu do
terapii, badz zachowania cigglosci leczenia decyzje s3 podejmowane przez upowaznionego przez
Przewodniczacego Zespolu czlonka Sekcji. Decyzje te sa jednoznaczne z mozliwoscig rozpoczgcia terapii
u pacjenta. Decyzje sg nastgpnie przedstawiane na posiedzeniach Zespolu Koordynacyjnego. W kazdym tego
typu przypadku, na najblizszym posiedzeniu Zespolu przedstawiany jest wniosek o zakwalifikowanie pacjenta
do leczenia, badz w przypadku kontynuacji terapii - karta monitorowania leczenia.

) Decyzje, o ktorych mowa w niniejszym regulaminie nie sa decyzjami administracyjnymi w rozumieniu przepisow
ustawy z dnia 14 czerwca 1960 r. - Kodeks postepowania administracyjnego (Dz. U. z 2023 r. poz. 775, z pdzn. zm.).
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11. Informacja o posiedzeniach Sekcji jest przekazywana Przewodniczacemu Zespolu Koordynacyjnego
badz jego Zastepcy oraz Jednostce Koordynujacej.

12. Sekretariat Jednostki Koordynujacej odnotowuje informacje o posiedzeniach Sekcji w protokotach
z posiedzen Zespolu Koordynacyjnego ds. Chorob Ultrarzadkich.

13. Czlonkowie Sekcji sa obowiazani do przestrzegania Regulaminu Zespolu Koordynacyjnego ds. Chorob
Ultrarzadkich.
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