Tréjce dzieci z bardzo ciezka chorobg genetyczng grozi Smieré, jesli nie beda leczone drogim, ale jedynym
skutecznym lekiem. Ani Narodowy Fundusz Zdrowia, ani Ministerstwo Zdrowia nie przewidzialy Srodkéw na
kuracje chorych dzieci.

Pawet miat szes¢ lat, gdy zdiagnozowano u niego mukopolisacharydoze typu VI. Ta bardzo rzadka, ale tez niezwykle
powazna choroba powoduje zanik i przykurcze miesni, padaczke, zanik stuchu, mowy, wzroku, uposledzenie wzrostu i
znieksztatcenie kregostupa. Wiekszos¢ tych schorzeh wystepuje jednoczesnie, powodujgc niewydolnos¢ krgzenia i
uktadu oddechowego, a to prowadzi do Smierci, kiedy chorzy majg najwyzej kilkanascie lat. Pawet jest Swiadom tego,
ze kazdy dzien moze byc¢ dla niego ostatni, nie poddaje sie jednak chorobie.

- Mimo ograniczen fizycznych, chodzi do szkoty — mowi Beata Kubica, nauczycielka Pawta. — Powtbéczy nogami,
mama niesie za nim tornister, ale nie zostaje w domu, zmusza sie do pracy, do wysitku. Chce zyc¢.

Starsza siostra Pawta takze cierpiata na te¢ samg chorobe. Zmarta w wieku 16 lat. Nie byto wéwczas lekarstwa na
mukopolisacharydoze typu VI.

- lzunia odeszta, bo nie byto lekarstwa. A teraz jest — méwi Romualda Jachimczyk, matka Pawia.

Rok temu pojawit sie nowy lek, ktéry moze zahamowaé rozwoj choroby. Nazywa sie Naglazyme. W Polsce jest tréjka
dzieci chorych na mukopolisacharydoze typu VI. Jedynym szpitalem, gdzie leczy sie te chorobe jest Centrum Zdrowia
Dziecka w Warszawie.

- Jestesmy gotowi leczy¢ tym lekiem — méwi Ewelina Nazarko — Ludwiczak, rzecznik Centrum Zdrowia Dziecka. —
Problemem jest finansowanie. Leczenie tréjki dzieci kosztuje szpital pie¢ i p6t miliona ztotych rocznie.

Mazowiecki Narodowy Fundusz Zdrowia nie ma pieniedzy na finansowanie tak drogiej terapii. Jego rzecznik Jerzy
Serafin rozwigzanie problemu widzi w dziatalnosci fundacji, ktére zbieratyby srodki na drogie leki. Wiceminister
zdrowia jest natomiast sceptyczny, co do skutecznosci nowego leku.

- Na dzis, dane dotyczgce tego leku sg szczatkowe — trudno jednoznacznie stwierdzi¢, ze to jedyny i skuteczny lek —
mowi Bolestaw Piecha, wiceminister zdrowia. — Ten lek jest bardzo drogi, cho¢ substancja czynna kosztuje pare
ztotych. Reszta idzie na finansowanie badah naukowych. Czy mamy finansowacé firme X i jej badania naukowe?
Proponowatbym nie rozbudza¢ nadziei, gdy chodzi o skuteczno$¢ tej terapii.

Jednak specjalista genetyk, prezes Polskiego Towarzystwa Genetycznego, méwi, ze proby kliniczne Naglazyme
wypadty na tyle dobrze, Ze lek zostat zarejestrowany i w Unii Europejskiej, i w Stanach Zjednoczonych. Jego zdaniem,
w tej chwili nie ma zadnego innego leku, ktéry nie tylko tagodzitby objawy choroby, ale hamowat jej rozwd;.

- Efekty jego dziatania na pewno s3g — pytanie, jak duze — moéwi prof. Grzegorz Wegrzyn. — Ale tu chodzi o ratowanie
zycia. W przypadku braku leczenia, po prostu nie uratujemy zycia.

To, jak skuteczne jest leczenie, pokazuje przyktad Piotra Greli. Chtopak choruje na mukopolisacharydoze typu I.
Cztery lata temu byt on jednym z dzieci, na ktérych leczenie UWAGA! zbierata pienigdze. Dzi$ Piotr i inne dzieci, ktére
podjety terapie, czujg sie zdecydowanie lepiej.

- Z dnia na dzien obserwuje poprawe, tak fizycznie, jak psychicznie — méwi Piotr Grela. — Poprawa sprawnosci jest
niewyobrazalna. Narzady, ktére zaatakowata choroba, jak watroba, sledziona, wrécity do normalnych rozmiaréw.
Zycie staneto przede mng otworem. Moim marzeniem jest teraz zrobi¢ mature, zda¢ na studia. Ale najwiekszym jest,
by kontynuowac leczenie. Przerwanie leczenia to nawrét choroby. Wszystko zostanie zmarnowane.

Na mukopolisacharydoze pierwszego typu w budzecie panstwa w kohcu znalazly sie pienigdze. Czy stanie sie tak
samo w przypadku choroby, ktéra moze przedwczesnie zakonczy¢ zycie Pawta i innych dotknietych nig dzieci?

Pienigdze na potrzeby leczenia chorych dzieci mozna wptacac na konto Stowarzyszenia Chorych na
Mukopolisacharydoze i Choroby Pokrewne
05-503 Gtoskow, ul. Radnych 9A
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