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Prosba

Zarzad Stowarzyszenia Chorych na Mukopolisacharydoze i Choroby Rzadkie zwraca
sie z prosbg o wprowadzenie odpowiednich przepiséw prawnych umozliwiajgcych
prowadzenie terapii domowej dla pacjentdw chorych na Mukopolisacharydoze typ I
Hurler, MPS typ II Hunter, MPS typ VI Maroteaux-Lamy, choroby Pompego oraz inne
choroby lizosomalne.

Ponad dwuletnie doswiadczenia w leczeniu enzymatycznym pacjentéow z MPS typ II-
Hunter, VI-Matoteaux-Lamy i choroby Pompego oraz znacznie dtuzsze do$wiadczenia w
leczeniu pacjentéw innymi chorobami lizosomalnymi sktaniajg nas do zwrdcenia sie z
pro$bg o rozwazenie mozliwosci podawania dozylnego preparatéw enzymatycznych w
ramach enzymatycznej terapii zastepczej poza placowkami lecznictwa zamknietego w
domu.

Koniecznos$¢ cotygodniowego w przypadku mukopolisacharydoz i co
dwutygodniowego w przypadku pozostatych choréb lizosomalnych wymaga kazdorazowo
przyjecia do oddziatu szpitalnego.

W przypadku dzieci ciezej chorych jest to niezwykle ucigzliwe zwigzane najpierw z
dojazdem, niekiedy z odlegtej miejscowosci, oczekiwaniem na przyjecie na oddziat i
wreszcie po podaniu leku powrotem do domu. Jest to sytuacja dezorganizujgca zycie
rodziny i narazajqca jg na powazne koszty.

Leczenie enzymatyczne w warunkach domowych jest od lat realizowane w wielu
krajach Unii Europejskiej. Wykazano, ze podawanie leku enzymatycznego jest
bezpieczne i nie ma wiekszego ryzyka powiktan.

Najdiuzej terapia domowa jest prowadzona w Wielkiej Brytanii, nie tylko ze wzgledu
na korzysc¢ dla pacjentéw i ich rodzin, ale rowniez dlatego, ze jest znacznie tansza niz
leczenie szpitalne. Wprowadzenie odpowiednich przepisdw prawnych umozliwiajacych
prowadzenie terapii domowej bytoby dla naszych pacjentéw ogromnym udogodnieniem
i ulgg w ich i tak ciezkim zyciu.

Stowarzyszenie MPS i Choroby Rzadkie od kilku lat nieSmiato sygnalizuje o
koniecznosci wprowadzenia terapii domowej. Lecz ze wzgledu na ogromng rados¢
pacjentow i ich rodzin, ktérzy uzyskali dostep do leczenia tak drogimi preparatami, ze o
ucigzliwosciach zwigzanych z dojazdami i pobytami w szpitalu nie odwazyli sie
wypowiadac.

To spowodowato, ze oficjalnie nie mieliSmy odwagi wystgpié z prosbg, aby
kontynuacja leczenia ERT odbywata sie w warunkach domowych.

Po kilku latach prowadzenia bez powiktan enzymatycznych terapii, bardzo prosimy o
rozwazenie wprowadzenia terapii domowych, aby ciezkie zycie pacjentéw z chorobami
stato sie mniej ucigzliwe.
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Z wyrazami wielkiego szacunku,

Prezes Stowarzyszenia MPS i Choroby Rzadkie

Teresa Matulka
www.chorobyrzadkie.pl,

Do:
1. Marszatka Sejmu Ewy Kopacz, ul. Wiejska 4/6/8, 00-902 Warszawa
2. Ministra Zdrowia, Bartosza Artukowicza, ul. Miodowa 15, 00-952 Warszawa

3. Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia, Jacka Paszkiewicza, 02-390 Warszawa,
ul. Grojecka 186

4. Przewodniczacego Sejmowej Komisji Zdrowia, Bolestawa Piechy, u/. Wiejska
4/6/8, 00-902 Warszawa

5. Rzecznika Praw Pacjenta, Krystyny Koztowskiej, al. Zjednoczenia 25
01-829 Warszawa

6. Przewodniczacego Zespotu ds. Chordb Rzadkich, Jacka Gralinskiego Ministerstwo
Zdrowia Zespot do spraw Chordéb Rzadkich, ul. Miodowa 15, 00-952 Warszawa
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