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Reprezentuj¢ Stowarzyszenie rodzin pacjentéw z amyloidozg TTR, ktérej jestem prezesem
i jednoczesnie jestem jednym z chorych. Amyloidoza serca to choroba genetyczna, ktorej
przebieg jest bardzo ekspansywny i bez dostepu do leczenia polegajacego na spowolnieniu
lub zahamowaniu doprowadza do szybkiego zgonu. Uszkadza serce, obwodowy ukiad
nerwowy i uklad trawienny. Czas przezycia od wystapienia objawow to 4 do 6 lat.

Jeszcze 3 lata temu wiedza w naszym kraju na temat tej choroby byla bardzo ograniczona

0 czym my pacjenci wiemy najlepiej. Czasookres diagnozy to nawet 6..8 lat. Kiedy u mnie
w 2019 roku zdiagnozowano chorobe na polskojezycznych stronach internetowych nie byto
praktycznie zadnej informacji o chorobie, diagnozie, przebiegu oraz terapiach i metodach
leczenia. Mnie choroba dopadia w wieku 53 lat a wigc teoretycznie byto przede mng
kilkanascie lat aktywnego zycia zawodowego i spotecznego. To zabrzmi bardzo
zdecydowanie, ale zegar Zycia moj oraz innych pacjentéw bardzo przyspieszyt wskazujac
nieuchronng szybkg $mierc.

Z wprowadzeniem Narodowego Programu Choréb Rzadkich przyjetego w 2021 roku przez
Rzad i Ministerstwo Zdrowia, nasza choroba wyszia z ukrycia i doczekata si¢ bardzo
spektakularnych dzialan dotyczacych monitorowania i diagnozowania. Uruchomienie
programu oraz zwigzane z nim dzialania spowodowaly, iz Sciezka diagnostyczna pacjenta jest
bardzo krétka i co najwazniejsze skuteczna. W program amyloidozy serca zaangazowalo si¢
wielu wspaniatych lekarzy, ktérzy swoim oddaniem, ale rowniez mozliwoscig dostgpu
do najnowszych narzedzi i metod diagnostycznych mogg juz na wezesnym etapie okreslié
stopien postepu choroby. Dzigki temu $ciezka ta skrécila si¢ z 6 — 8 lat do roku,

a w niektérych przypadkach nawet do kilku miesigcy. To ogromny przelom w Programie




Choréb Rzadkich zwlaszcza w odniesieniu do amyloidozy serca. Jednakze diagnoza to tak
naprawde tylko pierwszy krok. Najwazniejszym elementem jest dostep do terapii lekowej
lub leku ratujacego zycie! I ten lek jest. Jest i dziala.

Dzigki Programowi Wezesnego Dostgpu Lekéw w Ramach Leczenia Charytatywnego
firmy Pfizer grupa 30 pacjentéw otrzymuje Vyndaqel (Tafamidis). Kolejnych 18 oczekuje
na uzyskanie dost¢pu do leku. Jest to lek, ktory zostal zarejestrowany przez Europejska
Komisj¢ lekéw w 2020 roku jako bardzo skuteczny w leczeniu chorych na amyloidozg TTR
i jest to obecnie jedyny lek ratujgcy nam zycie. Skuteczno$¢ dziatania tego leku oprécz
wynikéw badan klinicznych potwierdzajg nasze wyniki systematycznych badan i nasza
zdecydowanie lepsza kondycja zdrowotna.

W dniu 20 czerwca 2022 roku Minister Zdrowia wydat decyzje¢ o odmowie objecia
refundacja dla leku Vyndaqel (Tafamidis) w ramach leczenia kardiomiopatii w przebiegu
amyloidozy transtyretynowej u dorostych (ICD-10 E85). Tak wiele zostalo zrobione
w zakresie rozwoju diagnostyki naszej choroby, tak wielu lekarzy zostato zaangazowanych
w ten proces, iz brak dost¢pu do ostatniego elementu tj. leku kwestionuje wszelkie wysitki
w tym zakresie zarwno samych lekarzy jak i Ministerstwa Zdrowia. Z ubolewaniem
przyjmujemy fakt uzasadnienia decyzji odmownej, ktora skupita si¢ tylko na jednym
ze skutkow choroby tj. niewydolnosci lub arytmii serca, a nie na przyczynach
wieloobjawowych. Jako chory z mieszang odmiang amyloidozy TTR tj. kardiomiopatia
i polineuropatig mogg obicktywnie stwierdzi¢, iz stosowanie Vyndaqgelu (Tafamidisu)
zdecydowanie spowolnito proces choroby zaréwno w zakresie kardiologicznym jak
i naurologicznym.

Dlatego w imieniu swoim i wszystkich pacjentéw zwracam si¢ z ogromng prosba
o ponowne rozpatrzenie kwestii mozliwosci refundacji leku Vyndagel (Tafamidis). Biorgc
pod uwage ogromne wsparcie ze strony Ministerstwa w zakresie Programu Chorob Rzadkich,
a do takich zalicza si¢ amyloidoza TTR, refundacja wyzej wymienionego leku databy
ogromng szans¢ i nadziej¢ dla pacjentéw i niestety przyszlych pacjentéw (choroba
genetyczna; czlonkowie naszych rodzin posiadajg mutacj¢ tego genu).

W imieniu swoim oraz wszystkich chorych bardzo prosz¢ o ponowne, mam nadzieje,
pozytywne rozpatrzenie wniosku firmy Pfizer dotyczace refundacji leku, ktory da nadziej¢
wszystkim na normalne funkcjonowanie i wydluzenie zycia
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