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Jest nadzieja dla chorych na
mukopolisacharydoze

W wielu krajach swiata, w tym Europy enzymatyczna terapia zastepcza jest juz z
sukcesem stosowana u pacjentow z mukopolisacharydoza typu czwartego. Jakie efekty
mozna obserwowac i jak wyglada dostep pacjentéw do tego leku w Polsce?

W tej chwili lek jest wprowadzony do obrotu w Europie. Juz sg w poszczegdlnych krajach
doswiadczenia z leczeniem, gdzie lek zostat zarejestrowany. W tej chwili w Polsce lek czeka na
rozpoczecie terapii programem terapeutycznym. Niestety, chwilowo opéznia sie ten proces. Mam
nadzieje, ze wkroétce ruszy. Mamy kilkudziesieciu chorych w Polsce, wiec liczymy, ze program zostanie
wprowadzony.

Jaki jest sposdb dziatania tego leku? Jak on wptywa na pacjenta z tym typem
mukopolisacharydozy?

Choroba jest uwarunkowana genetycznie i jest postepujgca. Nie ma mozliwosci wyleczenia takiej
choroby. Jedynie mozna uzyska¢ spowolnienie jej przebiegu. Pacjentéw jest niewielu, a dolegliwosci
zwigzane z uktadem kostnym sg ogromne. Tu pomoc ze strony leku jest bardzo duza. Daje on
znakomita poprawe kliniczng w tych zakresach, w ktdrych lek jest zarejestrowany.

Czyli pacjenci w Polsce z typem czwartym choroby nie sa w ogdle leczeni?
Tak. Nie sa. Dla choroby Marquio nie ma jeszcze programu terapeutycznego.

Czyli choroba postepuje i najczesciej konczy sie na wozku inwalidzkim z duzymi defektami
ciata bo, jak wiadomo, jest to choroba wielouktadowa.

Choroba jest wielouktadowa, dajgca ogromne deformacje kostne, duze cierpienie i narastanie
objawdw. Leczenie pomaga, a brak leczenia pogarsza stan choroby. Tu nie ma wielkiej filozofii, wiec
czekamy na leczenie.
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