ZAPIS Z KULATEHO STOLU
Nadéje pro déti se vzacnymi nadory mozku

Klinické studie a inovativni [é¢ba pro déti se vzdcnymi nddory: bariéry a feseni na pfikladu diagnézy DIPG/DMG

Datum a misto 10. z4fi 2026, 9.00-12.20, Poslanecka snémovna PCR, Snémovni 7/10, Praha 1, mistnost E 48 — Konirna
Poradatelé poslanec Vaclav Platenik a Nadacni fond Nina

Zastita ministr zdravotnictvi Adam Vojtéch a Vybor pro zdravotnictvi Poslanecké snémovny

Zastoupené instituce Ministerstvo zdravotnictvi CR, Statni stav pro kontrolu |é¢iv, Vieobecnd zdravotni pojistovna CR, FN

Motol a Homolka (Klinika détské hematologie a onkologie), FN Brno (Klinika détské onkologie), Ceska
asociace pro vzacna onemocnéni z. s., TAY SACHS, zapsany spolek, Agentura pro zdravotnicky vyzkum
CR, Senat PCR, Nadaéni fond Nina

SHRNUTi PRO ROZHODOVANI

Kulaty stdl propojil rodiny pacientd, obé détska komplexni onkologicka centra, Ministerstvo zdravotnictvi, Statni Ustav pro kontrolu
|écCiv, platce zdravotni péce, pacientské organizace a zastupce vyzkumu. Cilem bylo na prikladu diagnéz DIPG a DMG pojmenovat
systémové bariéry v pfistupu k inovativni 1é¢bé a ke klinickym studiim a formulovat kroky proveditelné v horizontu dvanacti az
dvaceti ¢tyf mésicd.

Rozhodujici bariérou neni chybéjici pravni nastroj, ale ¢as a administrativni kapacita. Nastroje existuji: specificky |é¢ebny program,
formular S2, Uhrada podle § 16, evropské referencni sité i soucitné podani. Jejich rychlost viak dnes zavisi na mimoradném nasazeni
jednotlivych Iékara a rodin, nikoli na predvidatelném postupu. U onemocnéni, kde pfiblizné 90 % déti umird do roka od stanoveni
diagndzy, je tento rozdil urcujici.

Okamiité vyuzitelny vystup. Reditel SUKL nabidl konzultace a eskalaci prdtahd u specifickych [é¢ebnych program(, potvrdil, ze
program lze vést i pro jediného zpUsobilého pacienta a vyfidit jej v fadu dn( aZ tydn(, a nabidl soudinnost pfi provéreni dostupnosti
pripravku z francouzského programu rozsifeného pfistupu, ke kterému ma pfistup Nadacni fond Nina. Nejde o vydané povoleni ani
o pfislib Uhrady, ale o konkrétni pfipad pripraveny k navazujicimu odbornému jednani.

Systémové zavéry se soustiedi do osmi oblasti uvedenych v ¢asti 2: koordinacni kapacita v centrech a skutec¢né vyufZiti prostredka
na pracovisté ERN, zrychleni celé cesty zadosti o preshraniéni péci, oddéleni soucitného podani od specifického Iécebného programu,
systémova cesta pro opakované Zadosti podle § 16, vaha zavérl mezinarodnich konzilii ERN, provazani dat a registr(i, informace
o probihajicich studiich a evropska rovina dostupnosti.

Casové okno. Revize evropské Iékové legislativy ma byt zvefejnéna na podzim tohoto roku, poté nasleduji dva roky na implementaci
do narodniho prava. Pravé v tomto obdobi Ize soucitné poddni v ceském pravu vyclenit samostatné a vyjasnit postaveni
predepisujiciho/indikujiciho |ékare.

Povaha vystupu. Jednani prineslo soubor konkrétnich podnétl a nékolik vyuZitelnych nabidek soucinnosti. Nebylo pfijato formalni
usneseni ani schvalen akéni plan s garanty a rozpoctem. Zapis proto u kazdého kroku uvadi, zda slo o nabidku vyslovenou na misté,
nebo o navrh vyzadujici dal$i dopracovani.

1. KLICOVA ZJISTENI

Rozsah a kontext. V Ceské republice je ro¢né diagnostikovano 350 a7 400 déti a dospivajicich se zhoubnym naddorem. Osm z deseti
pacientu se vraci do béZného Zivota, ¢ast z nich s trvalymi nasledky. Podil nadorG na détské umrtnosti presto vzrostl z pfiblizné 10 %
v 60. a 70. letech na dnesnich vice nez 20 %, protoze Umrtnost na jind onemocnéni klesa rychleji. U DIPG a DMG kurativni |é¢ba
neexistuje. Péce je centralizovana do dvou komplexnich center, obé jsou zapojena do evropskych referencnich siti i do mezinarodni
sité ITCC. (FN Motol a Homolka, FN Brno)

Klinické studie a limity evidence. Pro vétsinu podtypl détskych nddord vhodna studie chybi; otevieni akademické studie znamena
desitky hodin prace zkuseného pracovnika i pfi perspektivé jediného zafazeného pacienta a jeji administrativni zajisténi je zavislé na
nadacni podpore. Klasické studie faze Ill jsou u ultra-vzacnych diagndz obtizné realizovatelné: mezinarodni studie osteosarkomu
spojila pres 326 center v 17 zemich, ndbor od roku 2005 trval Sest let a vysledek nepfinesl zménu Ié¢ebnych postupl. (FN Brno)

§ 16 nahrazuje systémovou cestu. Obé centra podavaji dohromady pfiblizné 2 500 Zadosti podle § 16 ro¢né na zhruba 400 pacientd,
atoiulékd pouzivanych Ctyficet let, kterym pouze chybi ¢eska registrace, Uhrada nebo odpovidajici indikace (naptiklad aktinomycin
D). Mechanismus urceny pro vyjimecné individualni situace tak pokryvd i opakovanou standardni Iécbu. Platce a Ministerstvo
zdravotnictvi zaroven upozornily, Ze vzacnost diagnézy sama o sobé podminku vyjimecnosti podle dosavadni judikatury nenaplniuje.
(FN Motol a Homolka, MZD)

Preshranicni péce a formular S2. V diskutovaném pfipadeé trvalo vyfizeni celkem tfi tydny. Na dopliujici dotaz bylo upfesnéno, Ze
z toho pfiblizné tyden zabrala ptiprava klinickych podkladd, tyden domluva terminu podani a individudini projednani a tyden
samotné vyfizeni; neslo tedy o tfi tydny posuzovani na strané zdravotni pojistovny. Ve snadno doloZitelnych pfipadech mize souhlas
vzniknout v fadu hodin az dn(, spravni IhGta v prvnim stupni je tficetidenni a pritah miZe vzniknout i na strané ptijimajiciho statu.
Formuldr S2 je jednotnym evropskym vzorem a nelze jej ndarodné ménit; Ize k nému vsak pfipojit narodni pfilohu, jejiz format
jednotny byt nemusi. Zavérem pro dalsi praci je zkracovat a méfit celou cestu Zadosti, nikoli pouze jeji posledni ¢ast. (NF Nina, MZD)
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Koordinacni a administrativni kapacita. Klinici odmitli pfedstavu univerzalniho kontaktniho mista, které by nahrazovalo odborné
centrum pfi vyhledani a posouzeni [é¢ebné mozZnosti; odpovédnost ma zlstat u Iékar(, ktefi obor sleduji. Deficit je v administrativni
kapacité, protoze potrebné kroky lékari vyfizuji mimo béznou pracovni dobu. Podle Uhradového nastaveni pro letosni rok dostava
poskytovatel pfiblizné 10 mil. K¢ ro¢né na kazdé pracovisté ERN, mimo jiné na administrativni zajisténi. Zaznélo, Ze se tyto prostiredky
nemuseji dostat ke konkrétnim klinickym tymdm a Ze o nich vedouci pracovnici pracovist nemaji dostate¢nou informaci. (FN Motol
a Homolka, MZD)

Soucitné podani, neregistrované léky a Gihrada. Ceska republika soucitné podani formalné nevycleriuje, je skryto uvnit¥ specifického
lé¢ebného programu. Jeho oddéleni by podle SUKL umoznilo jednodussi pravidla, rychlejsi postup a zejména pieneseni odpovédnosti
z predepisujiciho 1ékafe na stat pfi transparentné vysvétlené mife nejistoty pacientovi. Specificky l1é¢ebny program sam uhradu
nezajistuje; pro uhradu z vefejného zdravotniho pojisténi mize byt nadale nutna samostatna zadost podle § 16 a bezplatné dodani
léku neresi doprovodné naklady. Praktickym omezenim je, Ze Zadost poddva drzitel ¢i dodavatel, takZe chybi jasna cesta pro nadaci
nebo jiny subjekt hradici vyrobni naklady. Jako inspirace byly zminény modely ve Francii, Spanélsku a Némecku. (SUKL, VZP)

Nerovny pfristup a hodnota informace. Vstup péti pacient(, tfi ¢eskych a dvou slovenskych, do klinické studie ve Svycarském Bernu
vznikl z osobniho kontaktu a mimoradného nasazeni dvou rodic(, ktefi sami zajistovali preklady, dokumentaci i vyhledavani dalsich
rodin a vytvofili anonymizovany vzor podkladd pro ostatni. Vysledek tedy nezavisel na fungujicim postupu. Soucasné zaznélo, Ze
validni informace maji chranit rodiny i pfed nabidkami bez medicinského zdkladu, které vycerpaji jejich prostfedky a oddali
smysluplnou péci. (spolek TAY SACHS, CAVO, SUKL)

2. ZAVERY A DOPORUCENI PODLE OBLASTI

Oblast Doporuceny krok

Alokace prostiedki na
koordinatory v
centrech ERN

Legislativni vyclenéni
soucitného podani

Zrychleny rezim pro
formular S2

Pravni vaha zavéru
konzilii ERN

Systémova cesta misto
opakovanych Zadosti
podle § 16

Individualni pfistup k
lécivu v soucasném
ramci

Jednotny portal a
propojeni registrt

Evropska iniciativa pro
rovny pristup

Zajistit, aby prostfedky z Uhradové vyhlasky (10 mil. K¢ na pracovisté ERN)
dopadaly na klinicka pracovisté a kryly Gvazky koordinatora pfeshranicni péce
a akademickych studii.

Vyclenit v zakoné o léCivech soucitné podani od specifického lécebného
programu, prip. ukotvit ochranu lékafe postupujiciho podle schvaleného
programu a stanovit transparentni pravidla pro bezplatné ¢i nakladové dodani
pripravku.

Vytvofit narodni ptilohu k formuldfi S2 se zrychlenym rezimem pro klinicky
naléhavé détské diagndzy a posilit poradenskou roli Kancelare zdravotniho
pojisténi.

Zakotvit zavér mezinarodniho multidisciplinarniho konzilia v ramci sité ERN
jako uznatelny odborny podklad pro rozhodovani pojistovny o thradé.

Nahradit opakované Zadosti (2 500 ro¢né na 400 pacientt) predvidatelnou
Uhradovou cestou navazujici na model spolec¢nych stanovisek platce
a odbornych spolec¢nosti z roku 2019.

ProvéFit se SUKL dostupnost pripravku z francouzského programu rozsiteného
pfistupu cestou specifického |Ié¢ebného programu a doresit predkladatele,
dodavku a platce.

Spustit portal s prehledem akademickych i komerénich studii fazenych podle
ORPHA kodu a pfip. propojit jej s Narodnim registrem vzacnych onemocnéni
(dosud nebyl zfizen).

Prosazovat na Urovni EU povinnost nabizet registrované pripravky a klinickda
hodnoceni ve vsech ¢lenskych statech.

3. CO Z JEDNANI VYPLYVA PRO JEDNOTLIVE AKTERY

Stav na konci jednani

Podnét zaznamendn; ovéreni
dosud neprobéhlo

Ndmét SUKL k legislativnimu
dopracovdni

Ndvrh prevzaty poradatelem;
bez procesu a garanta

Nadvrh; pripravovadn pilot
vykazovdni vykonu

Shoda na potiebé; bez
schvdleného mechanismu

Vyslovnd nabidka
soucinnosti SUKL

Probihd; dopinéni ORPHA
kodti jako namét

Politicky ndvrh

Prehled shrnuje témata, kterd se v jedndni opakované vdzala k pisobnosti dané instituce. Nejde o prevzaté zdvazky; jejich potvrzeni je predmétem

navazujiciho jednani.

Ministerstvo zdravotnictvi

Implementace Narodni strategie pro vzacna onemocnéni a jeji provazani s Narodni strategii

klinickych hodnoceni humannich léCivych pfipravkl; ovéreni alokace prostfedk( na pracovisté
ERN; pfiprava narodni prilohy k formulafi S2; narodni Uprava soucitného podani v ndvaznosti na
revizi evropské legislativy; dokonceni jednotného portalu klinickych hodnoceni.

Statni Ustav pro kontrolu léciv Konzultace a eskalace pritahG u specifickych Iécebnych program(; provéreni pfripravku
z francouzského programu rozsiteného pristupu; navrh legislativniho oddéleni soucitného podani;
pravidla pro poskytovani validnich informaci o neregistrovanych lécCivech pacientskym

organizacim.

Zdravotni pojistovny a Kancelar
zdravotniho pojisténi

Zrychlené vyftizeni klinicky naléhavych Zadosti o preshranicni péci; posileni poradenské role KZP;
navazani na model spolecnych stanovisek u opakované Zadanych pfipravkl; posouzeni
vyuZitelnosti akademickych a evropskych dat pro vstup |é¢by do Uhrad.
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Détska onkologicka centra (FN Popis cesty urgentni zadosti od rozhodnuti |ékare po zahajeni péce; vycisleni potfebné koordinacni
Motol a Homolka, FN Brno) kapacity; podklady k dhradam détskych solidnich nadorl v systému DRG; podpora vzniku
narodniho programu détské onkologie.

Agentura pro zdravotnicky Otevreni tématu podpory akademickych studii u vzacnych diagndz na jednani predsednictva;

vyzkum CR a akademicka sféra propojeni vyzkumnych kapacit s potfebami obou center a s mezinarodnimi konsorcii.

Zdpis byl porizen ze zvukového zdznamu jedndni. Vécné pripominky a opravy prosim zaslete na platenikv@psp.cz.

Kulaty st@l ,Nadé&je pro déti se vzacnymi nddory mozku“ e Poslanecka snémovna PCR e 10. zafi 2026 » strana 3



