Apel dotyczacy wsparcia dzieci chorujacych na SMA!
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SMA (ang. spinal muscular atrophy), czyli rdzeniowy zanik mig$ni, to ci¢zka choroba rzadka, w ktorej z
powodu wady genetycznej stopniowo obumieraja neurony w rdzeniu krggowym odpowiadajace za
skurcze 1 rozkurcze migsni. Brak impulséw nerwowych sprawia, ze migsnie szkieletowe nie sg
pobudzane, stabna i stopniowo zanikaja, co moze prowadzi¢ do czgsciowego albo catkowitego paralizu.

Od wrzesnia na liscie refundacyjnej lekéw znalazt si¢ najdrozszy lek w leczeniu rdzeniowego zaniku
miesni - lek Zolgensma, jednak beda mogly skorzystac z niego tylko dzieci do 6 miesiaca zycia.

Szczegblna uwage na zapis dotyczacy wieku zwrdcita Rada Powiatu w Se¢polnie Krajenskim, ktora
wystosowata apel do Prezesa Rady MinistrOw o wsparcie ze strony panstwa polskiego w ratowaniu
zdrowia 1 zycia dzieci walczacych z SMA (rdzeniowym zanikiem migsni), ktore w skutek podjetych
decyzji zostaly pozbawione mozliwosci tej terapii genowej. Rada wyrazita swoja solidarnosc ze
wszystkimi rodzicami walczacymi o refundacj¢ genowa oraz pozostalymi dzie¢mi i ich rodzinami w
Polsce, ktérych refundacja leku nie objeta. W apelu zwrdcono si¢ z prosba o wprowadzenie rozwigzan
systemowych umozliwiajacych wszystkim dzieciom chorujacym na SMA podanie w ramach terapii
genowe] refundowanego leku Zolgensma.

Od kwietnia 2021 do lipca 2022 r. w Polsce przebadano prawie 282 tys. noworodkéw, z czego u 38
zdiagnozowano rdzeniowy zanik migsni. W uzasadnieniu Rady Se¢pdlna czytamy, ze podjete przez
Ministerstwo Zdrowia dziatania sa krokiem milowym w leczeniu tego schorzenia, jednak decyzja na
ktora czekaty zdiagnozowane do tej pory dzieci wykluczyta az 27. z nich!

Z dostepnej na stronie Europejskiej Agencji Lekéw (EMA) charakterystyki produktu leczniczego
”Zolgensma 2x0 100 13 genomy wektora/ml roztwor do infuzji”, wynika ze nie zostalo wprowadzone
ograniczenie wiekowe do stosowania tego leku. Zaznaczono natomiast, ze doswiadczenie ze stosowania
tego produktu u pacjentow w wieku 2 lat lub powyzej, albo o masie ciata powyzej 13,5 kg jest
ograniczone. Mozna wigc przyjac, ze przyjete kryterium wieku 6.miesig¢cy nie pozostaje w bezposrednim
1 koniecznym zwigzku ze skutecznoscig leku, natomiast wtasciwym bytoby odniesienie si¢ do parametru
wagi dziecka - parametr ten jest wskazany w dokumentach Europejskiej Agencji Lekow 1 jest stosowany
w innych panstwach.

Rada zwraca uwagg, ze kryterium wieku nie jest wlasciwe 1 wskazuje na inne parametry, bardziej
odpowiednie — chociazby takie jak: waga dziecka i indywidualna ocena lekarza oparta o stan 1 wyniki
kliniczne pacjenta.
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