Rodzice dzieci chorych na rzadki zesp6t Pompego napisali list do premiera z prosbg o pomoc w znalezieniu
pieniedzy na leki. Brakuje srodkéw na leczenie cierpiacych na choroby metaboliczne.

W Polsce chorobe Pompego zdiagnozowano u 15 oséb. Organizm dotknietej nig osoby nie produkuje enzymu, ktéry
rozktada glikogen.

- Ten zatrzymywany w komoérkach uszkadza je i z czasem powoduje paraliz. Chory ma takze problemy z
oddychaniem, dlatego musi korzysta¢ z respiratora - ttumaczy Teresa Matulka, prezes Stowarzyszenia Chorych na
Mukopolisacharydoze i Choroby Pokrewne.

Przerwana terapia

Karolina Krélik w tym roku zaczeta podstawoéwke. Cztery lata temu lekarze zdiagnozowali u niej chorobe Pompego.

- Cérka ma czesciowo sztywng jedng ndzke i problemy z chodzeniem, bardzo szybko sie meczy - méwi pani
Katarzyna, mama dziewczynki.

Na poczatku tego roku Karolina zaczeta przyjmowac¢ myozyme -sztuczny enzym, ktérego brakuje w jej organizmie. To
bardzo drogi lek, jego jednorazowa dawka kosztuje ok. 50 tys. zt (trzeba go przyjmowac¢ co dwa tygodnie).

-Juz po przyjeciu dwéch dawek byta zauwazalna poprawa jej zdrowia. Karolinka mogta przejs¢ dtuzszy dystans niz
przed rozpoczeciem terapii - wspomina pani Katarzyna Krélik.

Karolina przyjmowata enzym przez cztery miesigce. Pod koniec kwietnia rodzice dziewczynki dowiedzieli sie, ze ich
dziecko nie otrzyma wiecej preparatu. Powdd? Brak pieniedzy. W takiej samej sytuacji jak panstwo Krolikowie jest
jeszcze pie¢ innych rodzin.

Dzieci ze schorzeniem Pompego leczone sg w Klinice Choréb Metabolicznych w Centrum Zdrowia Dziecka, ktére jako
jedyne na Mazowszu zajmuje sie osobami ze schorzeniami metabolicznymi. Od kwietnia CZD nie otrzymato pienigdzy
na leczenie pacjentéw (przez miesigc terapie dzieci sponsorowat producent leku). Szpital nie moze z wiasnych
srodkéw finansowacé leku, bo zabraknie mu pieniedzy dla innych chorych.

-Leczenie pacjentéw z chorobami metabolicznymi nalezy do najbardziej kosztownych - wyjasnia rzeczniczka prasowa
CZD Ewelina Nazarko. - Preparat tylko dla trojki pacjentéw z chorobg Pompego kosztowatby szpital ponad 2,4 min zt.
To prawie tyle, ile mamy na terapie pozostatych kilkuset pacjentéw tego oddziatu.

Poskarzg sie w Brukseli

Rodzice oraz wspierajgce ich stowarzyszenia wielokrotnie interweniowali w resorcie zdrowia oraz Narodowym
Funduszu Zdrowia. Kilka dni temu prosbe o dodatkowe pienigdze na terapie wystato tez do funduszu CZD. Na razie
nie ma zadnej odpowiedzi.

- Szpitale majg problem ze sfinansowaniem leczenia oséb cierpigcych takze na inne schorzenia metaboliczne, np.
chorobe Fabre'go czy mukopolisacharydoze typu VI-méwi Teresa Matulka.

Drogie preparaty nie sg wpisane na specjalng ministerialng liste programéw lekowych, wiec o pienigdze na nie trzeba
sie specjalnie stara¢. A Ministerstwo Zdrowia niechetnie sie godzi na drogie leki dla garstki oséb i, zdaniem chorych,
szuka wytltumaczenia, by nie finansowac leczenia. Rzecznik prasowy resortu Pawet Trzcinski twierdzi, ze resort
wielokrotnie i bezskutecznie zwracat sie do producenta leku na chorobe Pompego z prosbg o informacje dotyczace
jego skutecznosci.

- Bez nich bedzie nam bardzo trudno uzasadni¢ przeznaczenie na terapie trojki dzieci ponad 2 min ztotych rocznie -
przekonuje rzecznik.

Niedawno rodziny chorych dzieci wystaty list do premiera. Piszg w nim, Ze jesli nic sie nie zmieni w postepowaniu
wiadz, to poskarzg sie w Brukseli. - JesteSmy zrozpaczeni, bo nikt nie chce nam pomdéc -méwi Teresa Matulka.
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