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Warszawa, 20 grudnia 2021

Szanowni Panstwo,

My, pacjenci chorujgcy na dystrofie miesniowg Duchenne’a oraz ich rodziny czujemy sie dyskryminowani w
polskim systemie ochrony zdrowia i absolutnie dla niego niewidoczni. Od ponad 5 lat prosimy o refundacje leku Ataluren,
ktéry dostepny jest dla pacjentédw z 20 krajéw Europy, w tym m.in. w Rumunii i we wszystkich krajach Europy Srodkowo —
Wschodniej, z wyjatkiem Polski...

Whiosek o refundacje atalurenu wptynat do Ministerstwa Zdrowia 23 lutego 2019 r (wczesniej po raz pierwszy w
2016 roku). Przeszty one ocene Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT). Prezes agencji niestety nie
zarekomendowat objecia refundacjg atalurenu, m.in. ze wzgledu na brak wiarygodnych badan naukowych, brak wynikéw
wskazujgcych na skutecznos$¢ technologii lekowej oraz na brak uzasadnienia dla stosunku kosztéw i korzysci. Ponadto
Komisja Ekonomiczna jednogtosnie wydata uchwate negatywng dla leku ataluren we wnioskowanym wskazaniu. W naszym
odczuciu, powyzsze decyzje sg niezwykle krzywdzace dla pacjentdw i ich rodzin, zwtaszcza, ze najnowsze dane (z wrzesnia
2021 roku) z badania obserwacyjnego z rejestru STRIDE, obejmujgcego pacjentow z 13 krajéw Europy i Izraela i w ktorym
gromadzone sg rzeczywiste dane z dtugotrwatej obserwacji stosowania Atalurenu w praktyce klinicznej wykazaty, ze
preparat o ponad 5 lat przedtuza zdolno$¢ chodzenia u chorych.

Jak podkreslajg eksperci, a my rodziny pacjentéw i sami chorzy mozemy poswiadczy¢, ze dystrofia miesniowa
Duchenne’a to choroba, w ktérej trudno udowodni¢ dziatanie leku, stosujac standardowe metody jak w przypadku innych
przewlektych chordb, poniewaz postepuje ona powoli, a objawy stajg sie ewidentne dopiero, gdy jest zaawansowana i
wystepuje juz duzy zanik miesni, co sprawia, ze w przypadku tego schorzenia i tak matych grup pacjentdw, statystyka, ktéra
dla Agencji Oceny Technologii Medycznych jest kluczowa, okazuje sie niewystarczajaca...

Jako rodzice chorych dzieci nie jesteSmy w stanie zrozumie¢ decyzji urzedniczych. Mamy konstytucyjne prawo do
leczenia. Jezeli nauka i nowoczesna medycyna daje mozliwos¢ leczenia pacjentéw z dystrofig miesniowa Duchenne’a to
dlaczego takiej mozliwosci nie daje nam polskie panstwo?

Stojac w obliczu rozpaczy, catkowitego odrzucenia i niezrozumienia ze strony najwazniejszych oséb i polskich
instytucji panstwowych, postanowiliémy szuka¢ pomocy u Ojca Swietego — wystosowaliémy do Papieza Franciszka
emocjonalny list proszac Go o wsparcie w tej trudnej dla nas sytuacji. Dokument zatgczam do Parstwa wiadomosci, liczac na

Panstwa przychylnosc i proszac o mozliwosé nagtosnienia naszych dziatan.

Pozostaje do dyspozycji
Agnieszka Volkov
Prezes Fundacji Parent Project Muscular Dystrophy

e-mail: agnieszka.volkov@parentproject.org , tel. 504 122 693
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Witochy, 13 grudnia 2021

Drogi Ojcze Swiety,

W pierwszych stowach naszego listu, w imieniu polskich pacjentow
chorujacych na dystrofie miesniowa Duchenne’a i ich rodzin, pragniemy bardzo
gorgco podziekowac za modlitwe i btogostawienistwo kazdego 7 wrzesnia, kiedy
na catym globie obchodzony jest Swiatowy Dzien Swiadomosci Dystrofii
Mieéniowej Duchenne’a (Duchenne Awaraness Day). Jest to dla nas ogromny
gest solidarnosci i wsparcia w naszym nietatwym codziennym zyciu.

Osmieleni troska Ojca Swietego o pacjentéw z dystrofia miesniowa
Duchenne’a zwracamy sie z ogromng prosbha o wsparcie i wstawiennictwo do
polskiego rzadu w sprawie leku Ataluren, ktéry refundowany jest w catej Europie
Srodkowo — Wschodniej, tylko nie w Polsce.... Czujemy sie dyskryminowani w
polskim systemie ochrony zdrowia i absolutnie dla niego niewidoczni. Wszelkie
rozmowy podejmowane i prowadzone od lat z polskimi decydentami nie
przynoszg zamierzonego efektu — dostepu do bezptatnego leczenia okoto 30
polskich chtopcéw z DMD...

Mamy nieodparte wrazenie, ze wykorzystaliSmy juz wszelkie mozliwosci
zwrdcenia uwagi na nasz problem dlatego stojgc w obliczu rozpaczy, catkowitego
odrzucenia i niezrozumienia ze strony najwazniejszych oséb i instytucji
panstwowych, zwracamy sie z goraca prosbg do Ojca Swietego o pomoc w
uzyskaniu dostepu do refundacji leku spowalniajagcego rozwdj choroby i
wydtuzajacego czas samodzielnosci pacjentéw. Najgorszym bdlem dla rodzicow
chorujacych dzieci jest Swiadomos¢, ze mimo, ze nauka i nowoczesna medycyna
data mozliwos¢ leczenia pacjentéw z DMD, to niestety takiej mozliwosci nie daje
polskim pacjentom Ministerstwo Zdrowia, ktére nie wyraza zgody na refundacje
leku Ataluren.
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Mamy szczerg nadzieje, ze ogromny autorytet Ojca Swietego, madrosé i
wrazliwos¢ na drugiego cztowieka bedg impulsem dla polskiego rzgdu w kierunku
ponownego pochylenia sie nad wnioskiem refundacyjnym leku, ktéry jest jedyng
szansg na rzeczywiste przedtuzenie sprawnosci i godne funkcjonowania chorych
w tej dramatycznej chorobie i jednoczesnie najwiekszym ich marzeniem ....

Z powazaniem,

A\gn'eszka Volkov

ol od

PREZES ZAKIEIS)U FUNDAC)!
PARENT PROJECT MUSCULAR DYSTROPHY
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