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MODERNA LIECBA ZRIEDKAVYCH CHOROB
PRINASA VYSLEDKY SLOVENSKYM PACIENTOM

AKE SU TO ZRIEDKAVE CHOROBY V RAMCI EU?

V Eurdpskej Unii su zriedkavé choroby zavainé Zivot ohrozujuce, chronické choroby s prevalenciou nie viac ako 5
obyvatelov z 10 000. Postihuju najma deti (aZ 85% zriedkavych choréb). Zradnost zriedkavych choréb spociva okrem
ich zavaZnosti aj v tom, Ze napriek zriedkavému vyskytu sa dotykaju kazdého z nas. Je to prave preto, Ze ide o choroby
genetického povodu. Priblizne 8 z 10 zriedkavych choréb ma pricinu v spontannej alebo zdedenej chybe v géne.
Véacsina zriedkavych chordb je neliecitelna.

Koncom roka 1999 Eurdpska komisia schvalila samostatny mechanizmus na podporu vyvoja liekov na zriedkavé
choroby (Nariadenie EP a rady (ES) ¢. 141/2000 zo 16. decembra 1999 o liekoch na zriedkavé choroby). Tymto
sp6sobom nastartovala vyskum a vyvoj v oblasti zriedkavych chorob, Specialne liekov na zriedkavé choroby. Dnes uz
viac ako 20 podpory v tejto oblasti prinasa svoje Uspechy. Do lieCebnych moZnosti pacientov so zriedkavymi chorobami
vstlpilo za tento ¢as viac ako 200 liekov na zriedkavé choroby.

CYSTICKA FIBROZA JE DNES JEDNOU Z LIECITELNYCH ZRIEDKAVYCH CHOROB

Cysticka fibrdza je zdvazna, v minulosti nelieCitelna zriedkava choroba, genetického povodu. Na Slovensku Zije asi len
300 CF pacientov, ich priemerny vek je 22 rokov. Pacientom s cystickou fibrézou choroba nezvratne, progresivne
devastuje pluca, pankreas, pecen i dalSie organy, ¢o vedie k pred¢asnej smrti. Od roku 2012 sa ochorenie cysticka
fibroza da liecit. Vdaka objaveniu pric¢iny choroby sa vedcom podarilo vyvinut lieky, ktoré dokazu priebeh tohto
ochorenia zvratit. Korektory, modulatory a potenciatory CFTR kandla si dnes standardom liecby cystickej fibrézy a vo
svete sa uz Uspesne lie¢ia desattisice pacientov. Vdaka tejto lie¢be sa na cystickl fibrézu neumiera v mladom veku, ¢i
pred dosiahnutim dospelosti.

NIECO SA PREDSA PODARILO

Liecba zriedkavych chorob na Slovensku je velkou vyzvou. Sucasné podmienky vstupu liekov na zriedkavé choroby do
systému Uhrad nezohladnuju specificka liecby zriedkavych chordb resp. nenaplnenej medicinskej potreby a zuzuju sa
len na finanénd narocnost liecby. Napriek tazkej situacii sme vSak zaznamenali aj pozitivne trendy v lie¢be zriedkavych
ochoreni, ktoré zacali vdaka podpore Ministerstva Zdravotnictva pocas vedenia pani ministerky
Doc. MUDr. Andrey Kalavskej, PhD. Niektoré boli zmenami radikalne zastavené, niektoré sa ale podarilo zavfsit pod
vedenim pana ministra MUDr. Mareka Krajéiho. Cast pacientov s cystickou fibrézou prave takto dostalo pristup
k svojej modernej lieCbe na jesen roku 2020.

MODERNA LIECBA CYSTICKEJ FIBROZY PRINASA VYSLEDKY

“Lie¢bu dostala skupina CF pacientov s najtazSou verziou genetickej poruchy. Pristupovali sme preto k lie¢be
s velkou nddejou, ale aj respektom,” vravi Clen pracovnej skupiny pre modernu liecbu CF a otec CF pacienta
Ing. Peter Stepének.

K liecbe sa dostalo nie¢o cez 50 CF pacientov a priblizne po 6 mesiacoch uZivania organizdcie pacientov vykonali
podrobny prieskum o dopadoch liecby. “Vysledky z priamych odpovedi nasich pacientov prekonali nase oc¢akdvania.
AZ 75% pacientov zaznamenalo zlepSenie zdravotného stavu, u 52% doslo k zlepsSeniu funkcii dychania, 62%
pacientov md ustup chronického kasla, 45% zaznamenalo pokles infekcii a aZ 68% ma zlepsSenie prospievania
a funkcii travenia. Toto su velmi povzbudivé vysledky aj s ohfladom na este pomerne krdatky cas uZivania liecby”,
doplia Peter Stepanek.

,Konecne aj ja priberam®, ,Bez lieku by som tu uz nebola”“, ,Moje brusko funguje”, ,MbZzem znova Zit“, ,Celkovo sa
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citim vyborne”, ,Zijem skvelé obdobie”, takto zneju citaty priamo od CF pacientov uZivajtcich modernu lie¢bu.
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NAPLNENIE MEDICINSKEJ POTREBY

Naplnenie medicinskej potreby je velkym prielomom v lie¢be kazdého ochorenia, v pripade zriedkavych choréb o to
viac, Ze ide o zavazné a Zivot ohrozujlce choroby, dovtedy ¢asto s nizkym vedeckym povedomim. “Je pre nds velkou
motivdciou pracovat s pacientami a pre pacientov so zriedkavymi chorobami. Naplfianie medicinskej potreby je
otdzkou pokroku a inovdcii. My ich vsak prijimame s ddavkou radosti a emdcii pri zmene Zivota jednotlivych pacientov
a ich rodin.” hovori PharmDr. Tatiana Foltanovd, PhD, odborny garant Slovenskej Aliancie Zriedkavych Chorob. “Je
velmi délezité zabezpedit pre nasich pacientov rovnaky pristup k postupom starostlivosti, lieébe a liekom, ako maji
pacienti v ostatnych krajindch EU”, dodéva Tatiana Foltanova.

PODAKOVANIE

,Prichod modernej liecby pre ochorenie Cystickd Fibréza na Slovensko si vyZiadal roky tvrdej prdce vsetkych
zucastnenych. Za Slovensku Alianciu Zriedkavych Choréb, komunitu pacientov s cystickou fibrézou, ich rodiny a lekarov
dakujeme vsetkym jednotlivcom, institiiciam, odbornikom, médiam, ktori dokazali poméct zhmotnit tento historicky
prielom pre CF pacientov. “Na Slovensku chyba kaZdy druhy liek na zriedkavu chorobu dostupny v Eurépe. Preto
verime, Ze aj takymito postupnymi krééikmi dokdZeme odstrariovat tieto nedostatky. Systémovej zmene sa viak
nevyhneme.” hovori na zaver Tatiana Foltanova.

Kontakty pre média:
Slovenska aliancia zriedkavych chorob (Aliancia ZCH)

Sidlo:

Kollarova 11

902 01 Pezinok
ICO: 42258073
DIC: 2023609434

Odborny garant:

PharmDr. Tatiana Foltanova, PhD.
+421 904 159 895
email: foltanova@fpharm.uniba.sk

Vysledky prieskumu dopadov modernej liecby CF, ako aj kontakty priamo na pacientov, organizacie rodicov
a pacientov mozno vyziadat u nds v SAZCH.
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