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Szanowny Panie Ministrze,

Jako zarzad fundacji, w imieniu wszystkich pacjentéw w Polsce cierpigcych na Chorobe Pompego,
majac na wzgledzie bezpieczenstwo oraz troske o nasze zycie, w sytuacji wprowadzonego przez Ministra
Zdrowia z dniem 20 marca 2020 rozporzadzenia o ogtoszeniu na obszarze Rzeczypospolitej Polskiej stanu
epidemii, kierujemy petycje w sprawie podawania leku Myozyme w terapii enzymatycznej zastepczej.

My, pacjenci cierpigcy na rzadkg jednostke genetyczng Glikogenoze typu Il, Chorobe Pompego,
ktérzy pobieramy, co dwa tygodnie lek Myozyme w szpitalach na oddziatach neurologii, w pogarszajacej sie
obecnie sytuacji zagrozenia koronawirusem SARS-CoV-2, zwracamy sie z prosbg o umozliwienie nam
przyjmowania infuzji w domu. Prosbe swg motywujemy faktem, ze przemieszczanie sie do szpitala i pobyt
na oddziale w najblizszym czasie dla kazdego z nas stanowi zagrozenie zdrowia i zycia, poniewaz gdyby
doszto do zakazenia, leczenie bytoby znacznie trudniejsze, a rokowania o wiele gorsze.

Choroba Pompego to choroba spichrzeniowa glikogenu, ktéra charakteryzuje sie wrodzonym
niedoborem enzymu kwasnej maltazy odpowiedzialnego za rozktad glikogenu do glukozy. Niedobdr enzymu
powoduje nadmierne gromadzenie sie glikogenu w komérkach organizmu chorego, szczegdlnie w migsniach,
co powoduje ich ostabienie i w konsekwencji zanik. W pierwszej kolejnosci atakowane sg m.in. mieénie
konczyn dolnych i gérnych, a takze miesnie oddechowe, co moze prowadzi¢ do Smierci. Dostepna
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enzymatyczna terapia zastepcza, ktéra tagodzi objawy i hamuje postep choroby, refundowana przez
Narodowy Fundusz Zdrowia i objeta programem lekowym, polega na przyjmowaniu leku Myozyme w
postaci kilkugodzinnej infuzji dozylnej w szpitalu, na oddziale neurologii. Pragniemy nadmieni¢, ze
zaprzestanie terapii lub pominiecie kilku dawek leku moze spowodowaé gwattowne pogorszenie stanu
zdrowia pacjenta.

Organizm osoby z chorobg Pompego, z powodu zaburzen biochemicznych jest ostabiony, a w
przypadku chorego wymagajacego leczenia respiratorem, odpornos¢ jest bardzo obnizona. Dla takiego
pacjenta kazda, nawet najzwyklejsza, infekcja jest niebezpieczna, a w dobie mozliwosci zarazenia
koronawirusem osoby z chorobg Pompego znajduja sie w grupie najwyzszego ryzyka.

Dla chorego z niewydolnoscig oddechowa, a wiec korzystajacego, na co dzier z domowego leczenia
respiratorem najbezpieczniejszym miejscem jest jego dom, bowiem jakikolwiek kontakt z miejscami lub
osobami, ktére mogg stanowic¢ potencjalne Zrédto zakazenia jest bezposrednim zagrozeniem dla jego zycia.
Zostato to dostrzezone przez Ministerstwo Zdrowia w rozporzadzeniu z dnia 16. 03.2020 O zmianie
rozporzadzenia w sprawie $wiadczen gwarantowanych z zakresu swiadczen pielegnacyjnych i
opiekunczych w ramach opieki dtugoterminowej, ktére weszto w zycie z dniem nastepnym. Na mocy tego
rozporzgdzenia u pacjentéw wentylowanych w domach ,, dopuszcza sie realizacje porad i wizyt z
wykorzystaniem systemow teleinformatycznych lub innych systemdw fqcznosci, o ile ten sposéb
postepowania nie zagraza pogorszeniem stanu zdrowia Swiadczeniobiorcy”. Ma to na celu ograniczenie
wizyt personelu medycznego, ktéry do tej pory odwiedzat pacjentéw regularnie. W obliczu tychze zalecen, a
takze zwazywszy na fakt, ze wszystkim, nawet osobom w petni sil i zdrowia, rekomenduje sie pozostawanie
w domach, ograniczanie kontaktow bezposrednich i unikanie skupisk ludzkich, kierowanie nas, szczegélnie
zagrozonych, na podanie leku do szpitala, (ktéry obecnie jest dla nas jednym z najbardziej niebezpiecznych
miejsc), to dziatanie zupetnie odwrotne, ktére nie daje nam ani naszym opiekunom mozliwosci
odpowiedniego zadbania o nasze zdrowie i zycie.

Majac na uwadze powyzsze, bardzo prosimy o pozytywne rozpatrzenie naszej prosby i umozliwienie
nam przyjmowania leku w najbezpieczniejszym dla nas miejscu, jakim jest dom.

Z powazaniem, pacjenci z Chorobg Pompego



