Choroby rzadkie dotykaja coraz wiecej pacjentow

Rozmowa
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choroby?
Choroba rzadka to taka, ktéra
wystepuje u mniej niz 1 na

2000 0s6b w danej spotecz- |

nosci.

Duzo jest takich choréb?
Jest ich coraz wigcej. W tej
chwili zidentyfikowanoichjuz
ok. 6 1ys., a wedlug bazy euro-
pejskiejtaliczba wynosi juz na-
wet ponad 7tys.

Dlaczego wzrasta?
Zdarzasig, ze w jednymtygod-
niu wykrywa sie kilka nowych
chordb, diatego ta liczba jest
bardzo dynamiczna.

Do grupy chor6b rzadkich na-
lezy choroba Niemanna-Pi-
ckatypuC.

Jest to choroba lizosomalna, | kich programéw finansowa- | mienie programulekowegojuz
czyli spichrzeniowa. Choroba | nychz Narodowego Funduszu | dwukrotnie, ale do tej pory

Niemanna-Pickamaréznepo- | Zdrowia,

dla choréb

stacie kliniczne, wszystkie na- | lizosomalnych réwniez. To

lezq do grupy genetycznie uwa-
runkowanych rzadkich choréb
metabolicznych, w ktérych
szkodliwe iloSci lipidow gro-
madza si¢ w §ledzionie, watro-
bie, ptucach, szpiku kostnym
i moézgu. Dla choroby Nie-
manna-Pickatypu Cjest znany
lek sierocy.

dostepnosé tej

|

bardzo drogie terapie. O uru-
chomienie programu lekowego
moze si¢ ubiegac tzw. podmiot
odpowiedzialny, czyli produ-
cent. Z tego, co wiem, produ-
centleku ubiegal si¢ ourucho-

bezskutecznie.

lle kosztuje terapia tym le-
kiem?

Nie potrafi¢ poda¢ dokiadnej
ceny, ale terapie lekami dla
chordb rzadkich to ogromne
koszty, siegajace kilkudziesie-

Powstrzymaé proces choroby

wych i mamy coraz wigcej ta-

Jak TERESA MATULKA - pre-
terapii dla pacjentéw w Pol- | zes Stowarzyszenia
sce? na
Nie jest dostepna, bo bard | Choroby Rzadkie
kosztowna, a niefinansowana. ‘
Miglustat jest wskazany dole- | Jako prezes stowarzyszenia
czenia pacjentéw z choroby | dziatajacego na rzecz
Niemanna-PickatypuC,ukté- = pacjentéw z chorobami
rych wystepujq objawy neuro- | rzadkimi wie Panl, Ze w tej
logiczne. | grupie chordb jest niewiele
dostepnych terapii. Ma Pani

Jak wyglada refundacja le-  kontakt z rodzinami dzieci

. kéw stosowanych w choro-  dotknigtych chorobg
bach rzadkich w Polsce? | Niemanna-Picka C.
Rézne lekisieroce s dostgpne | Czym rézni sig Zycie dzieci
w ramach programéw leko- | leczonych od tych, ktére nie

dostaja leku?

Jakosé zycia tych dzieci jest

nieporéwnywalnie lepsza.

W zwiazku z tym, Ze leki poz-
ja na powstrzymanie

ciu, a nawet kilkuset tysigcy
ztotych rocznie. MySle jednak,
ze mimo wysokiej ceny nalezy
refundowac te leki, ktore sg
bezpieczne oraz ktorych sku-
teczno$¢ zostala potwier-
dzona. Jak powiedziec pacjen-
towi, Ze znamy lek, moge mu
go przepisac, ale jest on zbyt
drogi, aby pacjent sam mégt go
kupi¢. Kazdy pacjent ma prawo

wigkszosci rzadkich choréb
metabolicznych, w przypadku
ktérych nasze dzialanie czgsto
polega na probie zahamowania
rozwoju choroby.

Dlaczego ceny terapii dia
choréb rzadkich sg tak wy-
sokie?

Kosztowna jest zardwno sama
diagnostyka, jak i leczenie

do leczenia i
od tego, jak duzej liczby doty-

leznie |

|

czy dane schorzenie oraz ile |
| Wyprodukowanie takiego me-
| dykamentu wymaga duzych

kosztuje terapia.

Czy lek jest skuteczny?

Tak. W licznych badaniach
udowodniono, Ze jest w stanie
powstrzymac rozwéj choroby,
chod ze wzgledu namatg liczbe
pacjentéw badania staty-
styczne s3 oczywiscie utrud-
nione. Badania publikowane
w renomowanych czasopis-
mach medycznych wskazuja,
2e u pacjentow z objawami ne-
urologicznymi stabilizuje on
przebieg choroby, nie dopusz-
cza wige do jej progresji. A to
wiasnie jest celem leczenia

w chorobach rzadkich. Mé-
wimy o lekach potrzebnych
niewielkiej grupie pacjentow.

nakiadow finansowych, ktore
ponoszg firmy farmaceu-
tyczne. Po wprowadzeniu leku
na rynek oczekujy one, Ze
w maksymainie krotkim cza-
siete koszty si¢ zwrdcq. Ponie-
waz odbiorcow lekow siero-
cych nie jest wielu, ceny s
rzeczywiscie wysokie.



