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zwracamy sie do Panstwa jako przedstawiciele instytucji powotanych do ochrony praw matych
pacjentow. W naszych dziataniach dazymy do tego, aby kazde dziecko - bez wzgledu na wiek,
pte¢, narodowos¢ czy stopiern zaawansowania choroby - miato realny dostep do $wiadczen
medycznych i czuto sie bezpiecznie w czasie catego procesu terapeutycznego.

W ostatnim czasie otrzymalismy kilkaset zgtoszen od dzieci chorujacych na achondroplazje, ich
rodzicow i oséb bliskich. Wskazujg oni na problem zwigzany z brakiem dostepu w Polsce
do innowacyjnej terapii wosorytydem - produktem leczniczym

Z informacji uzyskanych od dzieci chorujacych na achondroplazje i ich rodzicéw wynika,
ze zmagajg sie one z wieloma wyzwaniami zaréwno zdrowotnymi, spotecznymi jak
i trudnosciami zycia codziennego. Zespotowi objawéw achondroplazji u dzieci nieodtacznie
towarzyszy bdl fizyczny, zwigzany m.in. z problemami ortopedycznymi i neurologicznymi.
Problemy zdrowotne dzieci z achondroplazja sa Paristwu doskonale znane. Chcemy podkresli¢
przy tym, ze dzieci z achondroplazja s3 szczegélnie narazone na wystepowanie zaburzen
w sferze zdrowia psychicznego, generowanymi codziennymi wyzwaniami zwigzanymi
z akceptacja choroby, poczuciem odmiennosci, czy do$wiadczania stygmatyzacji i odrzucenia
ze strony grupy réowiesniczej.

Aktualnie w Polsce nie jest refundowana zadna technologia lekowa w leczeniu achondroplazji.
Mozliwe jest tylko wykonanie refundowanego zabiegu operacyjnego rozciggania kosci
promieniowej/tokciowej, udowej, piszczelowej/strzatkowej. Zabiegi te wigza sie z wieloma
mozliwymi powiktaniami, bélem i okresowym wykluczeniem z Zzycia spotecznego oraz tylko
w niewielkim stopniu tagodza niektore skutki achondroplazji.

W 2021 r. Europejska Agencja Lekéw zatwierdzita nowoczesng i skuteczna terapie w leczeniu
achondroplazji lekiem o nazwie _ Zdaniem polskich ekspertéw medycznych
zajmujacych sie leczeniem niskorostosci u dzieci, wosorytyd jest pierwsza i jedyng technologia
lekowg wskazang w achondroplazji, a ze wzgledu na powazny i rzadki charakter choroby
wdrozenie terapii nie moze by¢ odwlekane.

W Polsce na achondroplazje choruje ok. 560 oséb do 18 roku zycia. Uwzgledniajac kryteria
wtaczenia do terapii Iekiem_ leczenie dotyczy ok. 220 matoletnich pacjentow. Tej



wtasnie grupie pacjentéw terapia Iekiem_ poprawitaby znacznie komfort zycia nie
tylko w obszarze zdrowotnym, ale réwniez spotecznym.

Szanowni Panstwo, bardzo zalezy nam na tym, aby polskie dzieci chorujace na achondroplazje
mogty czuc si¢ bezpiecznie i miaty szanse funkcjonowania na takim samym poziomie jak ich
réwiesnicy z innych krajéw Europy.

Polski system refundacji lekow jest systemem wnioskowym, co oznacza, 7ze wszczecie
postepowania o objecie refundacjg systemowa danego leku w danym wskazaniu moze nastapié¢
wytacznie w wyniku ztozenia wniosku o objecie refundacja przez podmiot odpowiedzialny
lub jego przedstawiciela.

Jednym z celéw BioMarin Pharmaceutical Inc. jest poprawa jakosci zycia oséb cierpigcych
na rzadkie choroby genetyczne a gtéwng motywacja do dziatania zasada ,Pacjenci sg sercem
wszystkiego, co robimy”. Takze my kierujemy si¢ tymi motywacjami w swoich dziataniach.
Dlatego zwracamy sie¢ z prosba o pochylenie sie nad sytuacjg polskich dzieci, a tym samym
o ztozenie do polskiego ministra wtasciwego do spraw zdrowia wniosku o refundacje produktu
B - jcdvreso skutecznego leku przeznaczonego dla dzieci chorujacych
na achondroplazje.

Gteboko wierzymy w to, ze dacie im Paristwo szanse na spokojne i bezpieczne dorastanie.

Z wyrazami szacunku,

Monika Horna-Cieslak
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