Petycja o udostepnienie profilaktyki krwawien
emicizumabem dla wszystkich dzieci chorych na hemofilie
A w postaci ciezkiej od urodzenia do 18 roku zycia
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Szanowna Pani Ministro,

my, nizej podpisani rodzice, krewni i przyjaciele dzieci chorych na hemofilie, zwracamy sie z prosba o udostepnienie profilaktyki krwawien
emicizumabem dla wszystkich dzieci chorych na hemofilie A w postaci ciezkiej od urodzenia do 18 roku zycia bez koniecznosci spetnienia
dodatkowych kryteriéw. Jest to rzadka, genetyczna choroba krwi, ktéra wymaga regularnej profilaktyki, aby zapobiega¢ krwawieniom oraz ich
powiktaniom.

Leczenie 0séb chorych na hemofilie ciezkg od lat opiera sig na rekombinowanym lub osoczopochodnym czynniku krzepnigcia, podawanym w
sposob dozylny 3 razy w tygodniu lub co 48 godzin, w zaleznosci od indywidualnych potrzeb pacjenta. Lek podnosi poziom czynnika VI do
poziomu zdrowego cztowieka, aby wraz z uptywem czasu spada¢ do wartosci 0%.

W ostatnich latach pojawily si¢ innowacyjne leki podskérne, ktdre znaczaco poprawiajg jakos¢ zycia pacjentéw, minimalizujac bol zwigzany z
podaniami dozylnymi oraz umozliwiajac fatwiejsze i bardziej komfortowe leczenie w warunkach domowych. Czestotliwos¢ podazy jest ustalana
przez lekarza — najczesciej jest to raz na jeden, dwa lub cztery tygodnie. Ograniczenie liczby wktué i wizyt w gabinetach lekarskich jest wazne dla
wszystkich pacjentéw, ale ma szczegdine znaczenie w przypadku dzieci, dia ktérych dotychczasowe leczenie nierzadko wigze sig z traumatycznymi
przezyciami.

Lek podskérny nasladuje czynnik Vill, utrzymujac go na statym poziomie okoto 10-15%. Pacjent przez cata dobe, 7 dni w tygodniu, od podazy do
podazy nie pozostaje bez ostony w razie jakichkolwiek urazéw. Poczatkowo lek zostat dopuszczony dla oséb, u ktérych pojawit sie inhibitor
czynnika krzepnigcia, czyli sytuacja, kiedy standardowe leczenie czynnikiem okazalo sig nieskuteczne. Nastepnie grono pacjentéw zostato
rozszerzone o tych bez inhibitora czynnika krzepniecia. Wprowadzony lek okazat si¢ nadzieja dla wszystkich chorych, kolejne kraje Unii Europejskiej
oraz $wiata zaczely stosowaé go w leczeniu profilaktycznym. W Polsce w 2008 roku zostato wprowadzone leczenie profilaktyczne czynnikami
krzepnigcia. Po 16 latach udato sie udostepni¢ profilaktyke krwawier preparatem emicizumab w ramach programu lekowego B15 ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” od 1 lipca br. — tylko dla wybranej, okreslonej w kryteriach kwalifikacji, grupy dzieci.

Udostepnienie leku dia catej grupy pacjentéw pediatrycznych chorych na hemofilie A postac cigzkg bez koniecznosci spetnienia dodatkowych
kryteridw to przede wszystkim:

1) oszczedno$¢ pieniedzy - koszty zwigzane z zatozeniem portu, wymiang portu, narkoza, hospitalizacjami w zwigzku z podejrzeniem zakazenia
portu, z sepsg odcewnikows, pobytami na oddziatach w celu podazy czynnika kilka razy w tygodniu;

2) oszczednos$é czasu - zardwno personelu medycznego, ktéry nie bedzie musiat przeprowadzac infuzji leku kilka razy w tygodniu, ale rowniez
rodzicow, ktérzy nierzadko dojezdzajg do osrodka oddalonego o kilkadziesiat kilometrow;

3) oszczednosé zdrowia - brak narazania zdrowia oraz Zycia dzieci na skutki zwigzane

z zakazeniami portu oraz jego uszkodzeniem, czy dysfunkcja, koniecznoscia uciagzliwej antybiotykoterapii w szpitalu w zwigzku z podejrzeniem
zakazenia portu, brak zrostéw zyl, ktére musza stuzyé dzieciom do konca zycia, staly poziom czynnika krzepniecia przez caly czas dziatania leku;
4) brak narazania na nieprawdopodobny stres zwiazany z kilkukrotriymi lub kilkunastokrotnymi probami wktucia w zyle, ktére czesto koriczg sie
wkiuciami przez lekarza anestezjologa.

Apelujemy o to, by standardy leczenia hemofilii w Polsce odpowiadaty aktualnej wiedzy medycznej i by wszyscy pacjenci pediatryczni od urodzenia
do 18 roku zycia mieli realny dostep do mozliwosci terapeutycznych, ktére sg powszechnie dostepne w Unii Europejskiej — do podskornej
profilaktyki krwawien emicizumabem bez konieczno$ci spetnienia dodatkowych kryteriéw.

A /L&WQ:Q/MW,



