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Pacjenci z chorobami rzadkimi
dyskryminowani w Polsce

Mowimy o postepie medycyny, o tym ze pojawiaja sie nowe czasteczki i leki, jednak dla
chorych na mukopolisacharydoze wydaje sie, ze medycyna jest bezsilna. Chorzy na te
chorobe, ktora ma kilka typow nie maja rownego dostepu do leczenia bo np. typ 1,2,3i 6
objety jest refundacja ale typ 4, w ktorym pacjenci sa sprawni intelektualnie i aktywni
zawodowo, nie jest objety refundacja. Dlaczego?

Po pierwsze jest postep w leczeniu choréb spichrzeniowych, rzadkich, ale - niestety - tego postepu nie
widac¢ w Polsce. Jezeli chodzi o mukopolisacharydoze typu 4. to rzeczywiscie nie jest ona objeta
refundacja. Ja osobiscie w gtowe zachodze, dlaczego 1,2,3,6 ma refundacje a 4 nie. Nie ma na to
zadnego uzasadnienia merytorycznego. Tym bardziej, co warto podkresli¢, ze pacjenci chorujacy na
typ 4 to osoby sprawne intelektualnie, normalni ludzie, ktérzy majg oczywiscie problemy wynikajace z
rozwoju choroby ale nie sa niepetnosprawni intelektualnie. To ludzie, ktérzy chca i moga pracowad,
wiec tym bardziej nalezy wyciagna¢ do nich pomocng dton, by mogli funkcjonowaé w naszym
spoteczenstwie.

Kontynuacja leczenia w ramach programu, jesli pacjent chory na mukopolisachrydoze
znajdzie sie w tym programie, jest zalezny od opinii komisji. Komisja co szes¢ miesiecy
daje tak naprawde tym ludziom przepustke do zycia. Co nalezato by zrobi¢ by zaoszczedzi¢
tym pacjentom niepewnosci?

Mysle, ze rygor szeSciu miesiecy jest dyskusyjny, poniewaz sg pewne choroby, ktére z racji swej
przewlektosci towarzysza pacjentom, tak jak w tym przypadku przez cate zycie. W zwigzku z tym
domniemanie, ze po szesSciu miesigcach choroba ustgpi jest absurdalne. | na pacjentach wymusza sie
ogromny stres. Tu chciatbym powiedzie¢ o stresie chorobowym, zazwyczaj méwimy o stresie
pourazowym np. zotnierza wracajgcego z pola walki, tym czasem chorzy ludzie réwniez maja stres
pourazowy wynikajacy z leczenia. Ja bedac pacjentem onkologicznym nie znosze np. wchodzi¢ do
Instytutu Onkologii.

Globalnie ujmujac i patrzac na choroby rzadkie mamy ok. 116 produktéw
farmakologicznych dedykowanych chorobom rzadkim. W Polsce refundowanych jest
zaledwie 14. Dlaczego ci pacjenci, a jest ich prawie trzy miliony, sa tak dyskryminowani w
Polsce?

Rzeczywiscie, 0s6b chorujgcych na choroby rzadkie nie jest tak mato, jak to sie wydaje spoteczenstwu.
Ta dyskryminacja mysle, ze ma korzenie historyczne. U nas bardzo dtugo nie méwito sie o chorobach
rzadkich i réwniez dtugo méwito sie Zle o wynikach leczenia. Rzeczywiscie, jakies szesc¢dziesiat lat
temu leczenie choréb rzadkich byto mocno ograniczone. Ale postep jest i dzisiaj leki biologiczne, bo w
chorobach rzadkich sie je stosuje, a sg to enzymy, ktérych w organizmie brakuje albo jest zbyt mato
otrzymuje sie ich droga rekombinacji DNA. Swiat poszedt na przdd, a nasze widzenie leczenia choréb
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rzadkich zatrzymato sie.
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