Wojewddzka Rada Kobiet

APEL
WOJEWODZKIEJ RADY KOBIET
z dnia 21 stycznia 2021 roku

w sprawie finansowania terapii genowej dzieci chorych na SMA - rdzeniowy

zanik miesni

Wojewddzka Rada Kobiet w wojewodztwie lubuskim, po zapoznaniu
sie z sytuacjg dotyczgcg finansowania terapii genowej dzieci chorych na SMA -
rdzeniowy zanik miesni, stwierdza co nastepuje:

Rdzeniowy zanik miesni jest spowodowany wadg genetyczng — mutacjg
w genie SMN1 lub brakiem genu, ktérg osoba chora otrzymuje po obojgu rodzicach,
bardzo czesto nieswiadomych jej posiadania. Obecnie w Polsce finansowana
ze srodkéw publicznych jest terapia genowa wytgcznie lekiem o nazwie Spinraza.
Od maja 2020 roku w kraju jest dostepna — warunkowo na okres jednego roku — lecz
nierefundowana terapia genowa lekiem o nazwie Zolgensma. Przy terapii genowej
lekiem Zolgensma degeneracja motoneurondéw zatrzymuje sie, a choroba przestaje
postepowad. Lek uznawany jest za bardzo skuteczny i nowoczesny w technologii.

Wojewddzka Rada Kobiet apeluje o objecie refundacjg Narodowego Funduszu
Zdrowia rowniez leku Zolgensma, poniewaz w Polsce zyje okoto 800 do 1000
chorujgcych na SMA dzieci. Z uwagi na bardzo wysokie koszty leczenia, ktére wynoszg
9-10 min zt, rodziny chorych dzieci zmuszone sg do organizowania zbiorek pieniedzy
od spoteczenstwa oraz zbidérek ze Zrodet pozarzgdowych. Prowadzenie zbiorek
wydtuza okres oczekiwania na terapie, ale réwniez naraza na ryzyko nieotrzymania
leku w odpowiednim momencie. Wedtug zrédet naukowych lek Zolgensma nalezy
poda¢ chorym dzieciom, ktére nie przekroczyly wagi 13,5 kg. Zbiérki mogg réwniez

okazywac sie nieskuteczne.



Majgc na uwadze obecng sytuacje, Wojewddzka Rada Kobiet apeluje
0 umozliwienie matym pacjentom, spetniajgcym kryteria kliniczne, dostepu do terapii
genowej lekiem Zolgensma, poprzez miedzy innymi uwzglednienie jej jako
Swiadczenie gwarantowane ze srodkow publicznych Narodowego Funduszu Zdrowia

oraz w Narodowym Planie Choréb Rzadkich.
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