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Szanowny Panie Prezesie,

Retina AMD Polska bedgce stowarzyszeniem pacjentow z dystrofiami siatkéwki ,
jest niezwykle zainteresowane pojawiajgcymi sie innowacyjnymi terapiami genowymi.
Dokonujacy sie postep w medycynie, budzi nasze nadzieje na uratowanie choé
niektorych z nas przed utratg widzenia.

Wiemy, ze wsérdd produktéw leczniczych o wysokiej wartoéci klinicznej, jest rowniez
terapia genowa voretigene neparvovec, znana pod nazwg Luxturna. O tej terapii
ostatnio mowito sie duzo dobrego przede wszystkim w zwigzku z pierwszym
podaniem jej w Polsce pacjentowi z mutacje RPEG5 (28 maja 2021). Efekt, jaki
przyniosto leczenie przeszedt najSmielsze oczekiwania lekarzy, z ktérymi jestesmy w
kontakcie. Podobnie jak z samym pacjentem, ktérego historia natychmiast przykuta
uwage opinii publicznej (Poznan: pierwszy w Polsce pacjent przeszedt terapie
genetyczna, ktora moze przywroci¢ wzrok (wyborcza.pl),
https://www.polsatnews.pl/wideo-program/20210701-wydarzenia-1850 6792016/):
Pacjent uczy sie na nowo rozpoznawac kolory, a nawet zaczyna czytac litery. To dla
niego szansa na powrét do normalnego zycia, na ukonczenie studiéw, odzyskanie
stabilizacji emocjonalnej w otoczeniu rodzinnym, powr6t do spoteczenstwa jako w
petni wartosciowy obywatel, ktory nie obcigza budzetu publicznego...

Informacja o pierwszej genoterapi ratujgcej wzrok jest prawdziwym przelomem!
Wsréd nas jest zaledwie kilku a moze kilkunastu pacjentéow z ta mutacja,
ktorzy mogliby zosta¢ uratowani, gdyby byto zapewnione finansowanie tego
typu terapii ze sSrodkow publicznych. Dzis nie ma takiej mozliwosci.



Jedynie powstaty w ubiegtym roku z inicjatywy Prezydenta RP Fundusz Medyczny
jestdla mtodych pacjentéw z mutacjg RPE 65 jedyng szansg na powstrzymanie a
nawet odwrocenie skutkdw choroby.

Z zatozenia Fundusz Medyczny ma utatwia¢ dostep do wysoce skutecznych i
bezpiecznych technologii lekowych dla pacjentéw z chorobami rzadkimi, do ktérych
to terapii pacjenci nie majg dostepu do chwili obecne;.

Rzadkie, dziedziczne schorzenia siatkowki byty dotad nieuleczalne a wiec nisko
kosztowe. Jednak stopniowa, nieuchronna utrata wzroku powodujgca
niepetnosprawno$¢ w stopniu znacznym, zawsze pocigga za sobg ogromne koszty
na pomoc spoteczng.

Dlatego zwracamy sie do Pana Prezesa z goracg prosba o wziecie pod uwage
naszych argumentéw przy podejmowaniu tej trudnej decyzji o wyborze terapii, ktére
powinny by¢ finansowane z Funduszu Medycznego.

W przededniu podjecia decyzji o finalnym zarysie projektu wykazu technologii
lekowych o wysokiej wartosci klinicznej pozostajemy do Panstwa dyspozycji w
kwestii jakichkolwiek pytan zwigzanych z pacjentami z dziedziczng dystrofig
siatkowki i bardzo liczymy, ze Panstwa decyzja przywréci normalnos¢ i wzrok
oczekujgcym jej pacjentom.
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