Urzednicy NFZ zdecydujg dzi$, czy znajda sie srodki na lekarstwo dla dzieci z nieuleczalng chorobg metaboliczng.
Tomek, Bartek i Kinga to dzieci Marii Widalskiej. Wszyscy troje cierpig na chorobe Pompego, bardzo rzadkie
schorzenie genetyczne.

- Ich organizmy produkujg zbyt matg ilos¢ enzymu odpowiedzialnego za rozktad glikogenu. Na skutek tego nie jest
wydalany z organizmu, lecz odktada sie w miesniach. Z czasem coraz bardziej je uszkadza - wyjasnia pani Maria.

- Glikogen z czasem powoduje paraliz. Najczesciej chory ma takze problemy z oddychaniem. Glikogen nie uszkadza
mozgu, pacjenci sg wiec swiadomi swej sytuacji - mowi Mirostaw Zielinski, prezes Krajowego Forum na rzecz Terapii
Choréb Rzadkich.

Rzadka choroba garstki oséb

W catej Polsce jest tylko 15 0séb z chorobg Pompego. Nie majg szansy na wyleczenie. Chorobe mozna jedynie
zatrzymag, przyjmujgc Myozyme, lek zawierajagcy brakujgcy enzym. W catym kraju preparat jest podawany siedmiu
najbardziej chorym. Jednym z nich jest Tomek Widalski, u ktérego pierwsze objawywystgpity juz kilka lat temu.
Nastolatek przyjmuje lek od poczatku roku.

- Od razu zauwazytam u syna poprawe. Wczesniej bolaty go miesnie, problem sprawiato mu nawet przetykanie
jedzenia - opowiada mama chtopca.

W kwietniu miato sie rozpocza¢ leczenie kolejnej dwojki dzieci. Tymczasem w marcu pani Maria dowiedziata sig, ze
nawet dalsza terapia Tomka stoi pod znakiem zapytania. Pow6d? Pienigdze.

Lek drozszy od zycia

Leczenie pacjentéw z chorobami metabolicznymi nalezy do najbardziej kosztownych. Jednorazowa dawka leku
kosztuje ok. 50 tys. zt. A trzeba go przyjmowac¢ co dwa tygodnie.

Tomek przez trzy miesigce otrzymywat lek w Centrum Zdrowia Dziecka, ktdre jako jedyne na Mazowszu zajmuje sie
dzie¢mi ze schorzeniami metabolicznymi.

- NFZ wydat nam zgode na leczenie tych dzieci w ramach farmakologii niestandardowej - méwi dyrektor ds.
klinicznych CZD Robert Zawadzki. - Nie dostalismy jednak na to srodkéw. Za kazdym razem urzednicy jako zrédto
finansowania wskazujg nasz kontrakt na catg placowke. Dotychczas tak robilismy, ale dluzej nie mozemy.

Terapia czworga dzieci kosztowata od stycznia ponad 640 tys. zt (pozostatych troje dostaje lek charytatywnie od
producenta). Ich leczenie przez nastepne miesigce zmniejszytoby budzet placowki o nawet 3 min zt. - To wiecej niz
caty kontrakt Kliniki Choréb Metabolicznych - twierdzi Zawadzki.

Skad wzigé pienigdze

Dzisiaj w mazowieckim NFZ rozstrzygnie sie sprawa dalszego leczenia dzieci. Urzednicy zapowiadajg jednak, ze nie
zwiekszg wartosci kontraktu dla CZD. Skad wiec lekarze majg wzigé pienigdze?

- Z niedowykonan w leczeniu choréb Gauchera i Hurlera (takze schorzen metabolicznych) - wyjasnia rzecznik
mazowieckiego NFZ Jerzy Serafin. Oficjalnie ta propozycja nie wptyneta jednak do szpitala. Pierwszg dawke
myozyme na kwiecien nieodptatnie przekazat producent preparatu. Zbliza sie termin podania kolejnej. Co teraz?
CZD zlozyto wniosek o wpisanie lekdw na chorobe Pompego na liste programéw lekowych. Wtedy NFZ musiatby
znalez¢ pienigdze na ten cel. Na razie dyrekcja nie otrzymata odpowiedzi na swoje pismo.
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