Oswiadczenie zlozone
przez senatora Waldemara Kraske
na 44. posiedzeniu Senatu
w dniu 29 czerwca 2017 r.

Oswiadczenie skierowane do ministra zdrowia Konstantego Radziwitta

Szanowny Panie Ministrze!

Zwrdcita si¢ do mnie mama dziecka chorego na dystrofie¢ migsniowa Duchenne’a z prosba o pomoc
W uzyskaniu terapii ratujacej zycie. Obecnie dostepne leczenie, ktdre opdznia rozwdj choroby, jest nieosia-
galne dla rodzicow ze wzgledu na jego ogromne koszty — roczna terapia kosztuje ok. 1,5 miliona zt.

Dystrofia migsniowa Duchenne’a jest rzadka, postepujaca choroba uwarunkowana genetycznie, na ktora
przewaznie chorujg chlopcy (co roku rodzi si¢ 1 na 6 tysiecy). W wyniku mutacji w genie kodujacym biatko
o nazwie dystrofina dochodzi stopniowo do ostabienia i zaniku mig$ni. Z uptywem czasu coraz wigcej grup
migéni ulega ostabieniu, tak ze w wieku 10-13 lat chlopcy przestaja chodzi¢ i zmuszeni sg do korzystania
z wozka inwalidzkiego. Pacjenci nieleczeni umieraja najczesciej w wieku 20-25 lat z powodu niewydolnosci
oddechowej lub kardiomiopatii. W naszym kraju co roku diagnozuje si¢ ok. 30—40 przypadkow tej choroby.

W 2014 r. zarejestrowano w Unii Europejskiej lek o migdzynarodowej nazwie Ataluren, ktory przezna-
czony jest dla ok. 10% matych pacjentow, ktdrzy maja punktowa, tzw. nonsensowng mutacj¢ w genie dystro-
finy. Badania kliniczne, w ktorych brali udzial rowniez polscy pacjenci, wykazaly, ze terapia nowym lekiem
opdznia rozwoj choroby nawet o 12 lat (prognozy mowig o 7-12 latach).

Zwracam si¢ do Pana Ministra z zapytaniem, czy ministerstwo przewiduje refundacj¢ leczenia. Kiedy cho-
rzy na te rzadka chorobe beda mogli skorzysta¢ z nowoczesnej terapii?

Z powazaniem
Waldemar Kraska



