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W tym wydaniu:

e Spotkanie pacjentow i rodzin z choroba Pompego w Centrali NFZ
e Leczenie choroby Pompego jest skuteczne - list pacjentki
o Petycja ztozona w NFZ i AOTM

W dniu 11 pazdziernika odbyto sie spotkanie rodzicow dzieci cierpigcych na chorobe Pompe’go z wtadzami
Narodowego Funduszu Zdrowia. W spotkaniu w NFZ uczestniczyli: Pani Teresa Matulka, Prezes
Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze i Choroby Pokrewne, Pan Mirostaw Zielinski z Krajowego
Forum Na Rzecz Terapii Chorob Rzadkich Orphan, liczni (kilkanascie osob z catej Polski) rodzice dzieci
cierpigcych na chorobe Pompe’go oraz bohaterski profesor Damiecki , ktéry na rzecz tych dzieci przeptynat
we wrzesniu Zatoke Gdanska. Narodowy Fundusz Zdrowia reprezentowali : Pan Jacek Grabowski -Zastepca
Prezesa ds. Medycznych NFZ, Pani Anna Szczerba-Sachs - Dyrektor Departamentu Gospodarki Lekami NFZ
oraz Pan Rafat Zysk - Naczelnik DGL NFZ.

Poniewaz osobiste listy rodzicow do prezesa Sosnierza o wiaczenie leczenia choroby Pompe’go na liste
programéw terapeutycznych planowanych na 2008 pozostaty bez odpowiedzi, zdesperowani rodzice
postanowili przyjecha¢ do NFZ i osobiscie zada¢ decydentom pytanie o zycie swoich dzieci. Przekazali
witadzom NFZ, petycje w sprawie podjecia leczenia cierpigcych na chorobe Pompe’go oraz list leczonej
charytatywnie preparatem Myozyme Justyny Kedzi z Tarnowskich Gor, w kidrym opisuje ona skutecznos¢
dziatania zastosowanej terapii nawet w jej przypadku zaawansowanej choroby. Pani Teresa Matulka
przekazata Vice Prezesowi Grabowskiemu biuletyn stowarzyszenia ukazujacy dramat chorych dzieci
umierajgcych w bolu podczas, gdy w innych krajach Unii Europejskiej ta choroba jest leczona dostepnym i
skutecznym lekiem. Panstwo Bozek, rodzice chorej Edytki, Pani Widalska- mama az trdjki chorych dzieci,
Pani Strzyzewska — mama Natalii i inni rodzice opowiedzieli o cierpieniach swoich najblizszych i wyrazili
nadzieje na podjecie terapii. Obecni przedstawiciele wtadz NFZ zwrécili uwage na potrzebe przejecia terapii
przez budzet Panstwa i na bezwzgledng koniecznos¢ zatwierdzenia terapii przez Agencje Oceny Technologii
Medycznych. W zwigzku z tym zostat przekazany NFZtowi biuletyn Krajowego Forum Na Rzecz Terapii
Chordb Rzadkich ukazujgcy poziom leczenia ultra rzadkich choréb genetycznych w innych krajach Unii.
Polska pozostaje na tym tle daleko w tyle.

Profesor Damiecki, emerytowany architekt, ktéry wykazat sie niezwyktym poswieceniem w walce o leczenie
dzieci cierpigcych na MPS i choroby pokrewne (w tym Pompe’go) zadat wtadzom NFZ pytanie o sens
ponoszenia kosztéw na badania skutecznosci terapii przez Agencje Oceny Technologii Medycznych, skoro ta
skutecznos¢ zostata juz potwierdzona przez inne kraje Unii Europejskiej i w USA i od dawna jest juz tam
prowadzone leczenie. Niestety nie padta odpowiedz na to pytanie.

Wymieniona wyzej petycja oraz list pacjentki zlozone zostaty réwniez w Agencji Oceny Technologii
Medycznych. Podobno do 15 listopada ma zapas$¢ decyzja Rady Konsultacyjnej w tejze Agencji w sprawie
skutecznosci i rekomendowania terapii ...

Ponizej przekazujemy :

« Leczenie choroby Pompego jest skuteczne - list pacjentki

« Petycja ztozona w Centrali NFZ i w siedzibie AOTM
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Justyna Kedzia Tarnowskie Gory 28.09.2007r.
42-600 Tarnowskie Goéry

SZANOWNY PAN PREZES
ANDRZEJ SOSNIERZ
NARODOWY FUNDUSZ ZDROWIA
UL.GROJECKA 186

02-390 WARSZAWA

Nazywam sie Justyna Kedzia i mam 22 lata. Choruje na Glikogenoze Typ Il Pompego. Od 12 lat
oddycham przy pomocy respiratora i przez wiekszos¢ tego czasu bytam przykuta do t6zka. Nie mogtam
chodzi¢, coraz bardziej zanikaty mi migsnie koriczyn gdérnych, miesnie szkieletowe i wszystkie pochodne.
Cztery lata temu nie mogtam juz siada¢ i samodzielnie utrzymaé gtowy, a takze miatam duze trudnosci z
mowieniem.

Wtasnie wtedy rozpoczetam leczenie pobierajagc enzym. Myozyme byt jeszcze w fazie
przedrejestracyjnej. Rozwdj choroby zostat catkowicie zatrzymany i juz po kilku tygodniach poczutam sie
znacznie lepiej. Wzrosta sita miesniowa lewej reki. Mogtam bez trudu pisa¢ na komputerze, postugiwac sie
telefonem komorkowym i uscisng¢ dton na powitanie. Z czasem pojawiaty sie kolejne elementy poprawy.
Coraz dtuzej siedziatam na wozku, swobodnie utrzymywatam i obracatam gtowe, zaczetam poruszaé stopami,
mowitam gtosniej i wyrazniej, a takze do kilku minut wytrzymywatam na wtasnym oddechu. Enzym na tyle
poprawit mojg kondycje fizyczng, ze rozpoczetam studia w systemie e-learning, a takze zatrudnitam sie w
pewnej firmie do pracy przez Internet.

W lipcu biezgcego roku minety trzy lata mojego leczenia. Obecnie samodzielnie poruszam sie na
elektrycznym wozku inwalidzkim i czesto opuszczam dom. Z rodzing i przyjaciotmi bywam w kinach,
supermarketach, kawiarniach, odwiedzam znajomych i chodze na spacery. Po prostu poznaje swiat na nowo i
musze przyznac, ze znacznie sie zmienit przez te 12 lat, kiedy go “nie widziatam”. Nadal pracuje w tej samej
firmie i aktualnie przygotowuje sie do obrony pracy licencjackiej w Polsko-Brytyjskiej Wyzszej Szkole
Zarzadzania na kierunku Marketingu i Reklamy. Nastepnie zamierzam rozpocza¢ magisterium. Wydaje drugi
tomik poezji i sgdze, ze na tym nie poprzestane. Zyje bardzo aktywnie i nie wyobrazam sobie, by mogto byé
inaczej.

Podsumowujac, z cata pewnoscig stwierdzam, ze Myozyme jest lekiem skutecznym, bowiem nie tylko
hamuje rozwdj choroby, lecz takze cofa powstate w jej wyniku zniszczenia w organizmie. Oczywiscie wymaga
to duzo czasu i intensywnej rehabilitacji, ale ja jestem zywym przyktadem na to, ze lek dziata — juz czuje sie o
wiele silniejsza i ufam, ze bedzie coraz lepiej. Dzisiaj boje sie nawet pomysle¢ ,co by byto gdybym nie
pobierata leku. A moze juz by mnie nie byto? Uwazam, ze Myozyme jest ogromng szansg dla nas, ludzi
dotknietych chorobg Pompego i im wczesniej sie go poda, tym wieksze szanse powrotu do zdrowia. Jestesmy
w Unii i mysle, ze nie powinnismy zamykac okna otwartego na swiat i na osiagniecia nauki, zwtaszcza jesli w
gre wchodzi najwyzsza wartosc¢ jaka jest zycie ludzkie!

Pozbawienie szansy refundaciji leku to niejako odméwienie leczenia pacjentom chorym na chorobe Pompego,
to przyjecie ogromnej odpowiedzialnosci za zycie innych, zwlaszcza, ze nie ma alternatywy. Do tej pory nie
byto leku, nie byto nadziei na lepsze jutro ,tragiczna egzystencja i pytania bez odpowiedzi.... Dlatego jak
pojawit sie lek a z nim szansa na dalsze zycie i poprawe stanu zdrowia ( czego jestem zywym przykladem )
prosze w imieniu wszystkich chorych o zrozumienie i czynne przyczynienie sie do refundacji leczenia w/w
lekiem.

Z wyrazami szacunku
Justyna Kedzia

P.S. W zalgczeniu pozwalam sobie przestac ptyte z moimi zdjeciami. Jest na nich usmiechnieta ,petna wiary
w lepsze jutro dziewczyna, tak jak inni chorzy majgca nadzieje na to, ze lek pomoze odzyskac¢ zdrowie.
Prosze nie odbiera¢ nam tej nadziei.
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Pan Prezes Andrzej Sosnierz
Narodowy Fundusz Zdrowia
02-390 Warszawa
Ul. Gréjecka 186
Warszawa, 11.10.2007

Szanowny Panie Prezesie,

stojagc w obliczu $mierci naszych dzieci, wyczerpani nieustannymi prosbami sktadanymi w réznych
odpowiedzialnych instytucjach, wobec ciggtego braku jasnej odpowiedzi jesteSmy zmuszeni zwréci¢ sie
bezposrednio do Pana Prezesa z apelem o pomoc. Nasze dzieci cierpig na rzadkg chorobe genetyczng -
chorobe Pompego. Powoduje ona powolng degradacje miesni, w tym miesni oddechowych, a w efekcie
powolng i nieuchronng $mierc.

Na poczatku 2006 roku ozyty nasze nadzieje. Wtedy wiadnie zarejestrowano lek Myozyme, jedyny lek dla
chorych z chorobg Pompego o potwierdzonej skutecznosci. Jesienig 2006 roku Centrum Zdrowia Dziecka
ztozyto wniosek o utworzenie programu terapeutycznego dla naszych bliskich. Nasza rozpacz przerodzita sie
w nadzieje. WiedzieliSmy, ze juz niebawem przyjdzie zbawienie. Cho¢ zdrowie naszych dzieci stale sie
pogarszato, niektére wymagaty juz sztucznej wentylacji a czas odgrywat ogromng role, wierzyliSmy, ze
wkrotce ich cierpienia sie skoncza.

Wiosng biezgcego roku wydat Pan Prezes zarzadzenie, ktére pozwalato utworzy¢ nowy program
terapeutyczny, ktérym mogtyby by¢ objete nasze dzieci. W centrali NFZ pracowano nad oceng skutecznosci i
optacalnosci takiej terapii. Z uwagi na wysokg skutecznos¢ leczenia méwiono nam, ze perspektywa szybkiego
podjecia leczenia jest bliska. Dotychczasowe dziatania NFZ, udokumentowana analiza skutecznosci,
konsultacje ze specjalistami, a takze deklaracje Ministerstwa Zdrowia pozwalaty mie¢ nadzieje. Tymczasem
dowiedzielismy sie, ze wsréd nowych programoéw terapeutycznych nie ma naszego programu leczenia
chorych z chorobg Pompego. Jak sie okazuje nasze dzieci i my, ich rodziny, zyliSmy tylko ztudzeniami,
daremnie oczekujgc na pomoc ze strony Panstwa Polskiego. W panstwach Unii Europejskiej leczy sie
chorych z chorobg Pompego uznajgc leczenie choréb rzadkich za priorytet w dziedzinie ochrony zdrowia.

Czy brak takiego leczenia w Polsce oznacza, ze naszego kraju nie obowigzujg priorytety unijne? Gdzie sie
podziata dotychczasowa dobra wola i zapewnienia o trosce o zycie naszych ukochanych? Dlaczego nie ma
woli na rozpoczecie i sfinansowanie terapii dla chorych z chorobg Pompego?

Biorac pod uwage, ze katalog programéw terapeutycznych zawsze moze by¢ przez Pana Prezesa zmieniony,
apelujemy i bardzo liczymy na szybkg weryfikacje dotychczasowej decyzji odnosnie programu dla pacjentéw z
chorobg Pompego. Tu nie idzie o nic innego tylko o zycie naszych dzieci. Jest skuteczny lek, jest odpowiednie
prawodawstwo, sg regulacje unijne, jest wszystko czego potrzeba, zeby darowaé naszym dzieciom zycie. Nie
ma tylko woli.

Mamy wielkg nadzieje, ze ta wola zostanie wykazana.
Liczac na Pana zrozumienie oczekujemy z nadziejg na zycie.

--- podpisy ----

Czionkami Krajowego Forum sa:
e Stowarzyszenie Rodzin z Choroba Gaucher'a

e Stowarzyszenie Rodzin z Choroba Fabry'ego - www.fabry.org.pl

e Stowarzyszenie Chorych na Mukopolisacharydoze i Choroby Pokrewne - www.mps-society.pl

e Polskie Towarzystwo Choréb Nerwowo-Miesniowych - www.idn.org.pl/tzchm

Krajowe Forum na rzecz terapii chorob rzadkich OPPHAN www.rzadkiechoroby.pl

Zamoéwienia lub odwotania darmowej elektronicznej prenumeraty Biuletynu mozna dokonac
pod adresem: www.rzadkiechoroby.pl/biuletyn.php

02-093 Warszawa, Pasteura 6a/28
Tel/fax: 022 / 617 54 81

email: sekretariat@rzadkiechoroby.pl
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