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RZADKIEJ CHOROBY

W POLSCE JEST ICH ZALEDWIE GARSTKA. PANSTWO NIE WIDZI SENSU W ICH LECZENIU, LEKARZE
SA BEZSILNI, A ZDESPEROWANI RODZICE PROBUJA SPRZEDAWAC LALKI NA AUKCJACH, ZEBY KUPIC
DLA NICH LEKI. CZY DZIECI Z CHOROBAMI RZADKIMI SA W POLSCE SKAZANE NA SMIERC?

SZYMON KRAWIEC
TOMASZ MOLGA

horoba pierwszy raz za-
atakowata Filipa w przed-
szkolu. Bawit sie z innymi
maluchami i nagle upadt.
Potem upadki zdarzaly sie coraz
czesciej. Chtopcy w jego wieku pe-
datowali juz na rowerach, ale Filip
byt daleko za nimi. Miewat za-
chwiania réwnowagi. To zaniepoko-
ito rodzicéw chlopca. Diagnoza byta
jak wyrok — osmioletni Filip cierpi

na rzadkg chorobe Niemanna-Picka
typu C — w jej wyniku uszkodze-
niu ulegaja Sledziona i watroba,

a przede wszystkim mozg, ktory

po kolei wylgcza procesy zyciowe

— chodzenie, méwienie, wreszcie
oddychanie. Nadzieja pojawita sie,
gdy wyprodukowano innowacyjny
lek. Rodzicom udalo si¢ przekonac
NFZ, by zaczat go refundowag, jed-
nak po po6itora roku decyzja zostata
cofnieta. To wiasnie tragiczna hi-
storia Filipa Koztowskiego i drama-
tyczny apel jego rodzicéw o pomoc
byt jedna z przyczyn podjecia na ta-
mach tematu rzadkich choréb.

Dlaczego mamy wydawac milio-
ny zlotych rocznie na jedno dziec-
ko, u ktorego nie widac¢ znaczacej
poprawy w kuracji? — pyta prowo-
kacyjnie dr Krzysztof Eanda z fun-
dacji Watch Health Care monitoru-
jacej polska stuzbe zdrowia. — Jak
pan moze tak mowié!? Sama mam
ultrarzadkg chorobe, a moje dzie-
ci cierpig na jeszcze ciezsze postaci.
Kiedys lekarze mowili tak jak pan,
ze leczenie nie ma sensu. Teraz mo-
je dzieci maja po 30 lat, normal-
ny wyglad i wyzsze wyksztatcenie.
Gdybym sie wtedy poddata, co te-
raz bym miata? — méwi famigcym
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sie glosem Teresa Matulka, szefowa
Stowarzyszenia Chorych na MPS
i Choroby Rzadkie.

W takiej temperaturze przebie-
gata debata tygodnika ,,Wprost”,

w ktorej lekarze i farmakoeko-
nomiSci dyskutowali z pacjenta-
mi, czy leczenie dzieci z choroba-
mi rzadkimi ma sens. Sa to czesto
nieuleczalne schorzenia o mato
znanych przyczynach i pochodze-
niu. Terapie w takich przypadkach
trwajg latami, pochtaniajg milio-
ny zlotych rocznie i sg czesto tyl-
ko odsuwaniem wyroku Smierci.
Mimo wszystko zdaniem rodzicow
utrzymujq dziecko dluzej przy zy-
ciu, pozwalaja na jego lepszy rozwoj
i zmniejszajq cierpienie.

Rodzice chorych dzieci skarzg
sie, ze polska stuzba zdrowia jest
gltucha na takie argumenty i od po-
czatku postawita na nich krzyzyk.

Z kolei lekarze wine zrzucaja na
obowiazujacy w Polsce system re-
fundacji lekow i panstwo, ktore nad
dobro pacjentéw z rzadkimi scho-
rzeniami przedktada chtodng kalku-
lacje ekonomiczng. Wynika z niej,
ze leczenie chorob rzadkich po pro-
stu sie nie optaca. Kto ma w tym
sporze racje?

Kto daje i odbiera...

— Dla mnie to jeden wielki
absurd! — méwi rozgoryczona
Teresa Matulka. Jej zdaniem to
oczywiste, ze niektorych rzadkich
choréb wyleczy¢ sie po prostu nie
da, ale przeciez mozna spowolnié
ich rozwadj. Kiedy Filip zostat bez
leczenia, jego stan z dnia na dzien
znacznie sie pogorszyl. Chlopiec
przestat chodzié¢ do szkoly, méwié
i samodzielnie sie poruszac.
Zdesperowani rodzice starali

sie szukaé ludzi dobrej woli,
ktorzy pomagaliby zdobywac

Uczestnicy deba-
ty: dr Krzysztof
tanda z fundacji
Watch Health
Care, dr Dariusz
Rokicki z Centrum
Zdrowia Dziecka

i Teresa Matulka
ze Stowarzyszenia
Chorych na MPS

i Choroby Rzadkie

FOT. RAFAL SIDERSKI

Tylko 122
pacjentow
zchorobami
rzadkimi miato
W pierwszej
potowie
zeszlego

roku dostep

do darmowego
leczenia.Aco
z tymi, ktorym
refundacii nie
przyznano?

40 tys. zt miesiecznie na zakup
niezbednego leku.

Jak ttumaczy Teresa Matulka,

w rodzinach chorych dzieci rozgry-
wa sie prawdziwy dramat. Odbiera
sie im leczenie i miejsca w osrod-
kach wychowawczych, gdzie dzieci
moga sie rehabilitowaé, pozostajac
pod Scislg opieka terapeutow. W za-
mian nie zapewnia sie im zadnej in-
nej pomocy.

Wedtug dr. Dariusza Rokickiego
z Centrum Zdrowia Dziecka pro-
blemem jest cata ustawa refun-
dacyjna, ktora traktuje choroby
rzadkie i ultrarzadkie na rowni ze
wszystkimi innymi. — Teraz NFZ
refunduje leki, bioragc pod uwage
efektywnosc kosztowg jako gtow-
ne kryterium. To nie ma sensu w
przypadku lekéw sierocych, gdyz
ich cena jest bardziej pochod-
ng liczby leczonych pacjentéw niz
oceny skutecznosci. Zresztg jak
mamy precyzyjnie oceni¢ skutecz-
noS¢ danej terapii dla schorzenia,
na ktore cierpi zaledwie kilka os6b
w Europie? — pyta dr Eanda.

Jego zdaniem nalezatoby zmie-
ni¢ podejscie w refundacji lekow na
choroby rzadkie, oddzielajac je gru-
ba kreska od chorob tak powszech-
nych jak nadci$nienie, otylos¢ czy
cukrzyca, na ktore istnieje skutecz-
na terapia. Jednak jak mowi dr Ean-
da, dzisiaj przez urzednikow bar-
dziej przemawia chtodna kalkulacja
matematyczna, bo po co wydawaé
kilka milionéw zlotych na drogie te-
rapie, ktore i tak nie gwarantuja, ze
pacjent wyzdrowieje.

Zrefundowani inaczej

Dlaczego leki na choroby rzadkie sa
tak drogie? Wszystko przez mata
liczbe pacjentéw i wysoki koszt pro-
dukcji samego leku. Kiedy méwimy
o nowych terapiach na nadcisnienie,
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wiadomo, ze nawet astronomiczna
kwota opracowania innowacyjnego
leku rozlozy sie tylko w przypadku
Polski na ponad 10 mln pacjentow.
— Jezeli producent zainwestowat
miliard euro w opracowanie sku-
tecznego leku w chorobie ultrarzad-
kiej, to lek nie moze kosztowac kil-
kadziesiat ztotych, ale setki tysiecy
zlotych — méwi dr Eanda.

W Polsce jak na razie refundu-
je sie leczenie chorob rzadkich wte-
dy, gdy zostaje osiggniety tzw. prog
optacalnosci — wysoki koszt le-
ku przelozyt sie¢ na poprawe stanu
zdrowia chorego. Tylko w pierwszej
potowie ubiegtego roku na 122 pa-
cjentow, ktérym przyznano refun-
dacje, wydano 67,5 mln zi, co daje
Srednio ponad 92 tys. zt miesiecznie
na kazdego chorego. A co z tysigca-
mi innych, dla ktérych leczenia nie
ma? — Ci w akcie desperacji szyja
pluszowe aniotki, wystawiaja na au-
kcje lalki albo zbierajg pienigdze na
koncertach — mowi Matulka.

Wedtug prof. Alicji Chybic-
kiej, prezes Polskiego Towarzy-
stwa Pediatrycznego i cztonka Par-
lamentarnego Zespotu ds. Chorob
Rzadkich, przeklenistwem matych
pacjentow jest to, ze jest ich ma-
1o, a koszty ich leczenia sa wyso-
kie. — Jednak dla tych dzieci lecze-
nie to by¢ albo nie by¢, zy¢ albo nie
zyc. Nawet w najgtebszym kryzysie
trzeba oszczedzaé na wszystkim,
ale ostatnia rzeczg, na ktorej moz-
na oszczedzag, jest zycie i zdrowie
dzieci. Pieniadze na leczenie tej
grupy pacjentow musza sie znalezé
i kazdy lek stosowany w chorobach
rzadkich powinien by¢ refundowa-
ny — méwi prof. Chybicka.

Co mozna zrobié, zeby dzieci
z chorobami rzadkimi nie byly ska-
zane na niemoc panstwa i zycie wy-
tacznie dzieki wysitkowi zdespe-
rowanych rodzicow? Zdaniem dr.
Rokickiego nalezy wprowadzi¢ no-
we zasady refundowania lekow na
choroby rzadkie. — Stosujac do nich
takie same kryteria jak do chordb
powszechnych, krzywdzi sie pacjen-
téw podwajnie. Nie dosé, ze zacho-
rowali na taka chorobeg, to na doda-
tek nie maja szansy na refundowany
lek, bo prosciej jest zapewnic lecze-
nie milionom Polakéw niz tej matej
grupie. Pomogtyby rowniez rejestry
lekéw, dzieki ktérym mozna okre-
sli¢ skutecznosé danej terapii. — Nie
moze by¢ tak jak teraz, ze chorym
nagle odbiera sie leczenie, bo urzed-
nik stwierdzit, ze nie widzi poprawy
— mé6wi Teresa Matulka. ]




