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28 lutego jest Swiatowy Dzien Choréb Rzadkich. - W Lubuskiem tak
»Swietujemy”, ze nadal walczymy o finansowanie leczenia m.in. dzieci z
SMA. Po raz kolejny piszemy do Ministerstwa Zdrowia. Chodzi o zycie
bezbronnych pacjentéw - méwi marszatek Elzbieta Anna Polak

Swiatowy Dzien Choréb Rzadkich zostat ustanowiono 13 lat temu przez

Europejskg Organizacje Choréb Rzadkich. Szacuje sie, ze w catej Europie zyje 30
mlIn 0séb z chorobami rzadkimi, w Polsce - ok. 2 mIn. Choroba rzadka to taka, ktéra
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wystepuje u mniej niz jednej osoby na 2000 osbéb. Dotychczas opisano ich okoto 5
tysiecy. Zdecydowana wiekszos¢ ma podtoze genetyczne. Leki istniejg tylko na ok.
400 rzadkich jednostek chorobowych.

SMA i najdrozszy lek Swiata

SMA, czyli rdzeniowy zanik miesni, jest chorobg rzadka. Dochodzi w niej do
obumierania w rdzeniu kregowym neuronéw odpowiadajgcych za prace miesni. Brak
impulséw nerwowych powoduje postepujgce ostabienie i zanik miesni
szkieletowych, a w koncowym efekcie czesSciowy lub catkowity paraliz. W okoto 90
proc. przypadkow pierwsze objawy choroby wystepujg w niemowlectwie lub
wczesnym dziecinstwie, chociaz choroba ta moze pojawiac sie u 0s6b w réznym
wieku. Rdzeniowy zanik miesni jest spowodowany wadg genetyczng - mutacjg w
genie SMN1. Mutacje te osoba chora otrzymuje po obojgu rodzicach, zazwyczaj
nieSwiadomych faktu jej posiadania.

W Polsce od maja 2020 roku - warunkowo na okres jednego roku - jest dostepna,
ale nie jest refundowana terapia genowa lekiem o nazwie Onasemnogen
abeparwowek (nazwa handlowa - Zolgensma). Dziatanie lecznicze Zolgensma
polega na podniesieniu w motoneuronach poziomu biatka SMN, ktérego deficyt jest
odpowiedzialny za rdzeniowy zanik miesni. Przy terapii genowej degeneracja
motoneurondéw zatrzymuje sie, a choroba przestaje postepowad. W przypadku
pacjentéw, u ktérych miesnie nie ulegty jeszcze znacznemu zanikowi, wtasciwa
fizjoterapia i opieka medyczna pozwalajg przynies¢ znaczng poprawe.

Obecnie w Polsce finansowane ze srodkéw publicznych jest leczenie Spinraza,
jednak zasadne bytoby objecie refundacjg NFZ réwniez leku Zolgensma, tak aby
chorzy i lekarze mieli mozliwos¢ wyboru optymalnej metody leczenia, zwtaszcza u
najmtodszych dzieci, u ktérych leczenie genowe wigze sie z wyjatkowa
skutecznoscia. Takie rozwigzanie jest postulowane takze przez Fundacje SMA.

Terapia genowa jest bardzo droga - kosztuje ok. 9-10 min zt. Rodziny dzieci,

ktére chorujg na rdzeniowy zanik miesni - chcgc uzyskad dostep do leku - zmuszone
sg do organizowania zbidrek pieniedzy i pozyskiwania srodkéw na leczenie ze zrddet
pozarzagdowych. Prowadzenie zbiérek pieniedzy nie tylko wydituza okres oczekiwania
na terapie genowa, ale rowniez naraza pacjentdw na ryzyko nieotrzymania leku w
odpowiednim czasie (wedtug Zrédet naukowych Zolgensma nalezy poda¢ dzieciom,
ktére nie przekroczyty wagi 13,5 kg).

NFZ odmawia, piszemy do Ministerstwa

W listopadzie 2020 r. Konwent Marszatkdéw, ktéremu wéwczas przewodzito
Wojewddztwo Lubuskie, przyjat jednogtosnie stanowisko bedgce apelem do Rzadu i
Ministra Zdrowia o finansowanie leczenia dzieci z SMA drogim lekiem. W styczniu
apel ponowita Lubuska Wojewddzka Rada Kobiet. Kilka dni temu do Urzedu
Marszatkowskiego przyszta odpowiedz z Narodowego Funduszu Zdrowia. W
piSmie czytamy: ,(...) Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia na dzien 1
stycznia 2021 r. preparat Zolgensma nie zostat objety refundacjg w leczeniu
rdzeniowego zaniku miesni, w zwigzku z czym Narodowy Fundusz Zdrowia jako

Strona 2/3



ptatnik publiczny nie ma podstaw do sfinansowania wnioskowanej terapii”.

W zwigzku z tym stanowiskiem NFZ, Samorzad Wojewddztwa Lubuskiego po raz
kolejny skieruje wniosek do Ministerstwa Zdrowia o dokonanie zmian w koszyku
Swiadczen gwarantowanych. - W Polsce jest kilkudziesiecioro dzieci z SMA. Kazde z
nich walczy z barierg finansowania. W Lubuskiem jest 8-miesieczna Ania, ktérej stan
sie dramatycznie pogarsza. Na koncie zbidrki jest niewiele ponad 3 min zt. Leczenie
Ani mogtoby by¢ sfinansowane natychmiast, gdyby resort zdrowia zechciat wpisac
lek na liste do refundacji. Walczymy o to! - komentuje marszatek Elzbieta Anna
Polak.

Przypominamy link do zbiorki na rzecz Ani: www.siepomaga.pl/ania
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