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W Polsce nadal nie leczy sie pacjentow z choroba Fabrye’go

Szanowni Panstwo,

Niniejszy biuletyn w catosci poswiecony jest sprawie dotyczacej braku leczenia pacjentéw z chorobg Fabrye’go.
Choroba Fabry'ego jest druga pod wzgledem czestosci wystepowania wrodzong chorobg spichrzeniowa,
charakteryzujaca sie niedoborem enzymu lizosomalnego a-galaktozydazy, ktérego zadaniem jest rozktadanie
glikosfingolipidow. Pierwsze objawy choroby Fabry’ego pojawiajg sie w dziecinstwie. W naturalnej historii choroby
sg nimi najczesciej piekace, napadowe bdle rak i stop oraz zaburzenia wydzielania potu prowadzace do
uposledzonej termoregulacji. Kilka lat p6zniej pojawiajg sie charakterystyczne zmiany skérne oraz objawy ze strony
przewodu pokarmowego — bdéle brzucha, nudnosci i biegunki. W po6zniejszym okresie choroby pojawiajg sie
zagrazajace zyciu objawy niewydolnosci serca, zaburzenia rytmu serca, objawy neurologiczne lub oczne i dochodzi
do zajecia nerek z postepujacym zmniejszeniem filtracji ktebuszkowej.

W dniu 20.04.2011 Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry'ego zwrdécito sie do Rzecznika Praw Obywatelskich z
prosba o interwencje w zwigzku z dyskryminacjg i tamaniem praw obywatelskich polskich pacjentéw z chorobg
Fabry'ego. Podstawe wniosku Stowarzyszenia o interwencje stanowi kilka bardzo istotnych przestanek:

e terapia dla pacjentéw z chorobg Fabry’ego dostepna jest w UE od dziesieciu lat,
e wniosek o utworzenie programu terapeutycznego czeka na rozpatrzenie od jesieni 2005 roku,
e poza Polska, pacjenci z chorobg Fabry’ego sg leczeni w catej Unii Europejskiej,

e terapie innych chordb rzadkich, ktorych leczenia AOTM nie rekomendowata sg refundowane pomimo, ze o ich
wdrozenie wnioskowano znacznie pozniej,

¢ Rada Konsultacyjna AOTM w swym stanowisku nr 20/06/2009 z dnia 16 marca 2009 r. uwaza, ze finansowanie
terapii mogtoby by¢ rozwazone przez Zespét ds. Choréb Rzadkich przy Ministrze Zdrowia. Jednakze Zespét nie
podjat zadnych dziatan pomimo wielokrotnych prosb kierowanych w tej sprawie do Ministerstwa Zdrowia przez
Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry'ego i Krajowe Forum na rzecz terapii choréb rzadkich.

Ponizej, liczac na Panstwa poparcie, na prosbe Stowarzyszenia, na kolejnych stronach biuletynu publikujemy kopie
listu skierowanego 20 kwietnia do Rzecznika Praw Obywatelskich.

Jednoczesnie, w petni podzielajgc zawarte w nim stanowisko, po raz kolejny, tym razem publicznie, zwracamy sie
do Ministerstwa Zdrowia z prosbg o nie lekcewazenie sprawy i jak najszybsze utworzenie wtasciwego programu
terapeutycznego wdrazajacego leczenie pacjentéw z choroba Fabry’ego, ktorzy jako jedyni w Unii Europejskiegj
pozostajg w Polsce nie leczeni.

Zarzad Krajowego Forum na rzecz terapii chordb rzadkich ORPHAN

Cztonkami Krajowego Forum sa:
e Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Gaucher'a - www.gaucher.pl

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

¢ Polskie Towarzystwo Chorob Nerwowo-Miesniowych - www.idn.org.pl/tzchm

e MATIO Fundacja Pomocy Rodzinom i Chorym na Mukowiscydoze - www.mukowiscydoza.pl

e Stowarzyszenie Debra Polska Kruchy Dotyk - www.debra-kd.pl

¢ Polskie Stowarzyszenie Pomocy Chorym na Fenyloketonurie i Choroby Rzadkie "Ars Vivendi" - www.fenyloketonuria.org

Krajowe Forum na rzecz terapii chordb rzadkich OPPHAN www.rzadkiechoroby.pl
Zamowienia lub odwotania darmowej elektronicznej prenumeraty Biuletynu mozna dokonac¢
pod adresem: www.rzadkiechoroby.pl/biuletyn.php
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Zwracamy sie z prosba o interwencje w zwiazku z dyskryminacja i tamaniem praw
obywatelskich pacjentéw z choroba Fabry’ego w Polsce. Stowarzyszenie Rodzin z Choroba
Fabry’ego zostato zarejestrowane w roku 2002 i wpisane do KRS pod numerem:
0000127448.

Stowarzyszenie jest organizacja non profit dzialajaca na rzecz pacjentow z ultrarzadka
choroba Fabr’yego i ich prawa do leczenia. Postulaty, prosby i apele kierowane przez nasze
Stowarzyszenie do Ministerstwa Zdrowia i Narodowego Funduszu Zdrowia doprowadzity do
opracowania w 2005 roku odpowiedniego programu terapeutycznego. Program ten
przygotowany przez Krajowego Konsultanta z dziedziny pediatrii zostat jesienig 2005 roku
skierowany przez Ministerstwo Zdrowia do NFZ. Niestety, w zwigzku z watpliwosciami
proceduralnymi zostat on wraz z innymi nowo opracowanymi w Owym czasie programanmi
leczenia wstrzymany do czasu rozstrzygniecia watpliwoséci przez NSA. Nastgpnie przez
prawie dwa lata wspomniany program terapeutyczny oczekiwat na rekomendacj¢ Rady
Konsultacyjnej AOTM.

Dnia 8 sierpnia 2007 roku wraz z innymi stowarzyszeniami wystapiliSmy z listem otwartym
do Premiera, Ministra Zdrowia, Przewodniczacego Sejmowej Komisji Zdrowia i Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia w sprawie finansowania terapii choréb: Fabry’ego, MPS

typu IT i VI oraz choroby Pompego.

W odpowiedzi na postulaty zglaszane w tym pi$mie w dniu 24 listopada 2008 roku Pani
Minister Zdrowia oglosila decyzje o refundowaniu wielu terapii - w tym terapii dla chordb
utrarzadkich: MPS typu II (zespol Huntera), MPS typu VI (zespdl Maroteaux-Lamy) oraz choroby
Pompego. W tej grupie nie znalazla si¢ jedynie choroba Fabry’ego, dla ktérej program terapeutyczny
najdhuzej oczekiwal na decyzje. Wyjasniono nam, ze powodem braku decyzji byt brak
rekomendacji Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Nalezy nadmieni¢ ze dwa z posrod 3 wymienionych programoéw, dla ktorych zdecydowano o
refundacji kosztow leczenia miaty zdecydowanie negatywne rekomendacje AOTM. Pani
Minister w tych przypadkach skorzystata z pozytywnej opinii Zespotu ds. Chorob Rzadkich,
* ktéry od momentu powotania 21 lipca 2008 zajmowac si¢ miat specyficznymi problemami
zwiazanymi z leczeniem chorob rzadkich.

Program leczenia choroby Fabry’ego doczekat si¢ oceny AOTM dopiero dnia 16
marca 2009 roku. W stanowisku nr 20/06/2009 agencja rekomendowala nicfinansowanie naszego
leczenia w ramach terapeutycznego programu zdrowotnego ze wzgledu na brak wiarygodnych danych
klinicznych wskazujacych na poprawg przezycia lub jako$ci zycia pacjentow cierpiacych na chorobg
Fabry’ego, przy czgstym wystepowaniu dzialan niepozadanych. Jednoczesniec Rada Konsultacyjna
AOTM w swym stanowisku kieruje spraw¢ finansowania leczenia do rozwazenia przez Zespol ds.
Chordb Rzadkich przy Ministrze Zdrowia w zwiazku z faktem, ze jest to choroba bardzo rzadka.



Niestety, mimo naszych wielokrotnych prosb i apeli sprawa leczenia pacjentow z
choroba Fabry’ego nie znalazia si¢ do tej pory w kregu zainteresowania Zespotu.
Brak leczenia skutkuje nieodwracalnym, trwatym uszkodzeniem organizmu — szczegélnie
nerek, serca i naczyn krwionosnych oraz mézgu. Wczesne wprowadzenie terapii daje szansg
na normalne zycie.
Stowarzyszenie kieruje od dhuzszego czasu pisma do Ministerstwa Zdrowia w sprawie prawa
do leczenia. Wszystkie nasze pisma do Pani Minister Zdrowia Ewy Kopacz pozostaja bez
jakiejkolwiek odpowiedzi.

Uwazamy ze Ministerstwo Zdrowia nie wywiazuje si¢ z obowiazku zapisanego w art.
35 Kodeksu Postgpowania Administracyjnego oraz famie konstytucyjny obowiazek réwnego
traktowania pacjentdéw i rownego dostepu do $wiadczen zdrowotnych.
Konstytucja Rzeczpospolitej Polskiej zapewnia w art. 68 ze: ,, Obywatelom, niezaleznie od
ich sytuacji materialnej, wladze publiczne zapewniajq réwny dostgp do swiadczen opieki
zdrowotnej finansowanej ze srodkow publicznych.”
Ponadto regulacja Unii Europejskiej nr 141/2000, w swej preambule stwierdza ze. panstwa
cztonkowskie winny dazy¢ do sytuacji, w ktorej pacjenci dotknigci przez choroby rzadkie
maja rowny dostep do terapii, niezaleznie od rzadkosci schorzenia i niezaleznie od warunkoéw
eknomiczno-spotecznych wystepujacych w danym kraju cztonkowskim.

Chcemy dla naszych chorych terapii enzymatycznej ratujacej zycie, terapii ktora jest
stosowana nie tylko we wszystkich krajach Unii Europejskiej, ale rowniez w Polsce dla
wigkszosci podobnych choréb poza zespotem Fabry’ego.

Prosimy o interwencj¢ biura Rzecznika Praw Obywatelskich w tej sprawie.
Prosimy o ocene zgodnosci z konstytucjg RP nastgpujacych decyzji i zaniechan urzednikow
Ministerstwa Zdrowia:
- brak odpowiedzi na kilka kolejnych oficjalnych pism organizacji reprezentujace)
pacjentow (kopie w zalaczeniu),
- brak od jesieni 2005 roku decyzji w sprawie programu terapeutycznego
przygotowanego na zlecenie Ministra Zdrowia,
- nierdwne traktowanie pacjentéw z chorobami ultrarzadkimi. Wigkszo$¢ terapii
uzyskata finansowanie ze strony Panstwa, choroba Fabry’ego nie.

Zwlekanie z podjeciem decyzji w sprawie leczenia zespotu Fabry’ego jest dla nas
niezrozumiale i podwaza zasade jasnych i przejrzystych kryteriow przy podejmowaniu tych,
niezwykle waznych decyzji. Skutkiem tych decyzji jest ratowanie lub zaniechanie ratowania
ludzkiego zycia. Oczekiwanie na decyzj¢ o leczeniu choroby terminalnej przez prawie 6 lat
nie moze by¢ akceptowane w zadnym kraju na $wiecie. W Unii Europejskiej, ktore;
czlonkiem jest Polska choroby rzadkie powinny podlegaé szczegolnej opiece ze strony
pafistwa. Nie godzimy si¢ na dalsze odwlekanie trwajacego juz latami procesu decyzyjnego w
naszej sprawie. Wszystkie instrumenty niezbedne dla podjgcia decyzji sa w rekach Ministra
Zdrowia i to Minister ma wplyw na pracg zarowno Rady Konsultacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych jak i Zespolu do Spraw Choréb Rzadkich.

Liczac na pomoc w obronie naszych praw obywatelskich,
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w imieniu cztonkéw Stowarzyszenia Rodzin z Choroba Fabry’ego
Prezes dr Roman Michalik
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