»a jak dzieci bez rodzicéw. Dla ich rozwoju nalezy podja¢ specjalne wysitki” - powiedziat o nich w roku 1983 autor
okreslenia ,leki sieroce”, amerykanski kongresman Henry Waxman. Od tego czasu podjeto na swiecie wiele dziatan,
by zapewnic terapie ofiarom rzadkich choréb.

O ile w latach 1973 - 1983 zarejestrowano w USA 10 takich lekéw, to od 1983 do 1999 dzieki lobbingowi organizacji
pacjentow - az 196. W wielu krajach przyjeto ustawy promujgce badania w tym kierunku, bo im rzadsza choroba, tym
mniej optacalne dla wielkich firm jest opracowanie i produkcja lekéw. Niewielka liczba potencjalnych nabywcéw nie
zapewnia zwrotu poniesionych naktadéw.

Bo przeciez koncerny farmaceutyczne majg (muszg?) przynosic¢ zysk.

Sierocych lekéw dostarczajg mate, wyspecjalizowane firmy zatrudniajgce kilkadziesigt oséb - co zmniejsza koszty
wiasne. Leki nie sg produkowane w fabrykach, lecz na skale laboratoryjna. Nawet opakowania sprawiajg problemy -
produkty trzeba pakowac recznie, a najmniejsza partia pudetek, jakg mozna zamoéwic u ich wytwoérey, starcza na
kilkadziesiat lat.

- Konieczne do zarejestrowania leku badania kliniczne obejmujg nie setki oséb, ale dziesiagtki, a czasem tylko
kilkunastu pacjentéw, bo nie ma ich wiecej w catej Europie - moéwi reprezentujgca Orphan Europe, firme zajmujgcg sie
sierocymi lekami, lekarz medycyny Matgorzata Rogaszewska.

Aby zacheci¢ do badan i wytwarzania lekow na rzadkie choroby, Unia Europejska zapewnia wylgcznos¢ na ich
wytwarzanie przez 10 lat oraz redukcje opfat zwigzanych z rejestracjg. Jednak i tak koszt miesiecznej terapii jednego
dziecka - zaleznie od rodzaju choroby sierocej - waha sie od kilkuset do kilku tysiecy euro.

Najdrozszym lekiem $wiata media okrzyknety lek sierocy na chorobe Gauchera wytwarzany przez firme Genzyme.
Roczna terapia nim moze kosztowa¢ nawet 150 tysiecy euro. Trzeba go bra¢ do konca zycia. To enzym, ktérego z
powodu uszkodzonego genu nie wytwarza organizm chorego. Odpowiada za rozktadanie naturalnie wystepujgcej w
organizmie substancji ttuszczowej. Gdy enzymu brak, w réznych organach nastepuje odktadanie sie substanciji, ktére
powinny by¢ usuwane. Nie eczona choroba Gauchera prowadzi do ciezkiego kalectwa z powodu uszkadzania
réznych organow ciata: mézgu, watroby, sledziony, kosci i krwi, a w konsekwencji do smierci. Leczenie jest czesto
stuprocentowo skuteczne. W Polsce z tg chorobg zyjg 63 osoby. 7 oséb ma zdiagnozowana chorobe Pompego, 43
cierpig na chorobe Fabry’ego. Ich sytuacja jest podobna do chorych na inne choroby sieroce. Nieleczone sg
Smiertelne, a terapia kosztuje blisko sto tysiecy euro miesiecznie. Do tego wiele lekéw sierocych nie podlega
refundacji. Wysoka cene tych specyfikéw tltumacza koszty produkcji - lekéw sierocych nie wytwarza sie w fabryce.
Najczesciej to skomplikowany proces biotechnologiczny - w laboratorium hoduje sie tkanki, czasem bakterie, ktére
produkujg ten lek. Do tego firmy musza odzyskac¢ koszty poniesione na badania i mie¢ pienigdze na dalszy naukowy
rozwoj.

- W Narodowym Funduszu Zdrowia sg tak zwane programy zdrowotne. Zapewniajg refundacje lekdw w szczegdlnych
przypadkach. Drugg drogg sg programy zdrowotne ministra zdrowia, ktére obejmujg rowniez leki stosowane w
rzadkich chorobach - mowi doktor Btaszczyk.

W niektorych przypadkach firmy dajg chorym lek za darmo.

Olga Wozniak - Przekréj



