Rozmowa z Mirostawem Zielinskim, Koordynatorem Forum, spotecznik, wspottworca Krajowego Forum na
rzecz terapii chordb rzadkich.

Cierpiacy na chorobe Pompego — rzadkie schorzenie genetyczne — znéw nie beda mieli szansy na
finansowanie drogiej terapii. Dlaczego?

Mirostaw Zielinski: Agencja Oceny Technologii Medycznych oceniajaca skutecznos¢ lekow nie zajmie si¢
sprawa kuracji na swoim najblizszym posiedzeniu. Resort zdrowia, ktory czeka na jej opinie, nie bedzie go
mogl wciggnad na liste lekow refundowanych.

Co to oznacza?

Miesigczna dawka enzymu kosztuje nawet 80 tys. zt. Chorzy nie maja takich pieniedzy i przerywaja terapie.
To oznacza, ze szybciej mogg pojawic si¢ ktopoty z oddychaniem, a nawet paraliz. Wstrzymanie kuracji to
zgoda na eutanazj¢ tych ludzi.

Jak jest w innych krajach?

W wiekszosci, nawet w Rumunii czy Turcji, kuracja oséb z chorobami rzadkimi jest refundowana.
Stanowisko UE jest jasne: w czasie wpisywania leku na list¢ srodkow refundowanych rachunek
ekonomiczny eksperci powinni pozostawia¢ na ostatnim miejscu. Choroba Pompego to rzadka wada
genetyczna. Organizm chorego produkuje za malg ilos¢ enzymu, ktory rozktada glikogen. Odktada si¢ on w
mig$niach, powodujac paraliz i problemy z oddychaniem.
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