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Pan Adam Niedzielski

Minister Zdrowia

Szanowny Panie Ministrze,

stowarzyszenie pacjentow z dystrofiami siatkdwki Retina AMD dtugo oczekiwato na
przefomowe decyzje w dostepie do pierwszej genoterapii ratujgcej wzrok pacjentom
z mutacjg RPE65. Opublikowany w czwartek 26 sierpnia br. wstepny wykaz technologii
lekowych o wysokiej wartosci klinicznej, pozwala nam mie¢ nadzieje na finansowanie
leczenia, bez ktérego nasi pacjenci bedg skazani na utrate mozliwosci widzenia. Wobec tych
okolicznosci zwracam sie z uprzejma prosbg o uwzglednienie tej terapii w ostatecznej wersji
wykazu.

Pacjenci z dziedziczng dystrofig siatkéwki pozbawieni sg dostepu do skutecznego
leczenia. Nadzieja dla nich pojawita sie wraz z utworzeniem Funduszu Medycznego, ktérego
celem jest udostepnienie bezpiecznych i skutecznych terapii osobom cierpigcym na choroby
rzadkie. Nieuchronna utrata wzroku u oséb z mutacjag RPE65 moze zostaé powstrzymana, a
nawet odwrdcona dzieki skutecznej i bezpiecznej terapii genowej. Jej uwzglednienie w
wykazie technologii lekowej o wysokiej wartosci klinicznej daje im nadzieje na powrét do
normalnego funkcjonowania.

Rzadkie, dziedziczne schorzenia siatkéwki byty dotychczas nieuleczalne, zatem nie
generowaty kosztow leczenia. Niestety osobom ociemniatym czesto niezbedna byta pomoc
socjalna przez wiele lat. Ww terapia genowa stanowi niespotykang dotad szanse dla oséb z
mutacjg RPE65. Dzieki wprowadzeniu cDNA kodujacego prawidtowe ludzkie biatko RPE65 do
komodrek nabtonka barwnikowego w siatkdwce, umozliwia prawidiowe widzenie. Efekty
leczenia pierwszego w Polsce pacjenta, ktéry przeszedt terapie genowa przerastajg nawet
najémielsze oczekiwania zaréwno lekarzy, jak i samego pacjental. Ponowne widzenie jest dla
niego nie tylko drogg do normalnego zycia, lecz réwniez zrédtem prozaicznego na pozor
szczescia, ptyngcego z mozliwosci ponownego zobaczenia drzew, trawy czy sylwetek bliskich
mu 0sob.

! https://poznan.wyborcza.pl/poznan/7,36001,27243720,poznan-pierwszy-polak-przeszedl-okulistyczna-
terapie-genetyczna.html
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Dziedziczne dystrofie siatkdwki nalezg do rzadkich chordéb okulistycznych o podtozu
genetycznym. Do tej pory potrzeby tej grupy pacjentéw byty pomijane. Obecnie, dzieki
srodkom z Funduszu Medycznego kilkanascie miodych oséb z mutacjg RPE65 moze
otrzymaé nowe zycie. Mamy nadzieje, ze ich potrzeby zostang uwzglednione, a terapia
genowa Luxturna znajdzie sie rowniez w ostatecznym wykazie TLK.

Z nadziejg na pozytywne dla naszych pacjentéw rozstrzygniecie pozostajemy do
Paniskiej dyspozycji. Z checig podzielimy sie naszg wiedzg w zakresie potrzeb i problemoéw
0s6b z dziedziczng dystrofig siatkowki.

Z powazaniem

Matgorzata Pacholec

Prezes Retina AMD Polska

Do wiadomosci:

Konsultant Krajowy ds. Okulistyki prof.dr hab.n.med. Marek Rekas
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