Apel Rady Powiatu Gostynskiego
do Ministra Zdrowia i Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
w sprawie decyzji wylyczajacej dziewigtnastoletniego pacjenta
Samodziclnego Publicznego Zespolu Opicki Zdrowotnej w Gostyniu

z terapii preparatem Elaprase

Rada Powiatu Gostyniskiego apeluje do Ministra Zdrowia i Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia o anulowanic decyzji Zespolu Koordynacyjnego ds. Chordb Ultrarzadkich
wylaezajgeej pacjenta Samodzielnego Publicznego Zespolu Opieki Zdrowotnej w Gostyniu,
dotknigtego mukopolisacharydozy typu 1l (zesp6l Huntera), 7z terapii preparatem Elaprase
w ramach programu lekowego pod nazwa ,,Leezenie mukopolisacharydozy typu 117,

Zespot Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich na mocey decyzji z dnia 11 maja 2015
r. wykluezyl pacjenta z terapii preparatem Elaprase, uzasadniajge swoje stanowisko brakiem
pozytywnego wplywu leczenia na stan zdrowia chorego. Tymcezasem opinia lekarza, ktory
leczy pacjenta od 2009 r., jest zupelnic inna:

Pacjent ,.zostal wlaczony do terapii Elaprase w dniu 14 wrzesnia 2009 r. Od 27 listopada
2009 r. leczony byl na Oddziale Dzieciccym, a nastgpnie (od styeznia br.) na Oddziale
Internistycznym w Samodziclnym Publicznym Zespole Opicki Zdrowotnej im. Karola
Marcinkowskiego w Gostyniu. Przed zastosowaniem wskazanej terapii prezentowal wicle
zaburzen neurologicznych, charakterystycznych dla zespolu Huntera, z zajeciem centralnego
ukladu nerwowego w postaci m.in. zaburzen snu, z  brakiem reakeji na leki uspokajajace
i nasenne, stalego niepokoju, agresji, brakiem umicjetnosci skupiania uwagi oraz nawiazywania
kontaktu z otoczeniem. Od 2008 r. u pacjenta wystgpowaly napady padaczkowe ogniskowe i
uogdlnione, sprawnos¢ intelcktualna oceniona zostala juko odpowiadajgca gornej granicy
uposledzenia glebokicgo z licznymi deficytami poznawezymi, gleboko zaburzonym rozwojem

mowy, a wtornie rozwojem emocjonalno-spolecznym. Tymezasem w trakeie trwania terapii

Elaprase zaobserwowano bardzo istotna poprawe funkeiji neurologicznych i psvchicznyeh.

Gléwnymi  pozytywnymi zmianami, zauwazanymi zaréwno przez rodzicow, jak i personel
medyczny oddzialu byly:

= ustgpienic zaburzen snu (pacjent spokojnie zasypia, przesypia cala noc, bez koniecznoscei
stosowania lekow uspokajajacych i nasennych),

— stabilizacja stanu psychicznego (pacjent spokojny, pogodny, czgsto i spontanicznic sic
usmicchajgey, nawigzujacy kontakt z otoczeniem, bardziej aktywny sensorycznie, szukajgcy

kontaktu fizyeznego z rodzicami, z cickawoscia obserwujacy otoczenie, koneentrujacy sie na



osobie méwiacej, probujacy samodziclnic jedé (chwyta jedzenie, wklada je do ust),
sygnalizujacy potrzeby fizjologiczne i higicniczne niepokojem i zmiana zachowania, wydajacy
spontanicznie pomruki, reagujacy z zainteresowanicm na dzwieki,

— stabilizacja stanu neurologicznego (od 2012 r. nic obserwowano napadéw uogélnionych
toniczno-klonicznych, nic wymaga stosowania lekéw uspokajajacych).

Oprécz powyzszych pozytywnych zmian dotyczacych ukladu nerwowego nastgpila
rowniez poprawa w zakresie ukladu stawowego — u pacjenta wystepuja znacznie mniejsze
przykurcze, widoczna jest réwnicz poprawa ruchomosei w stawach, ukladu oddechowego — od
czasu rozpoczgeia leczenia nic obserwowano cigzkich infekeji gérnyeh i dolnych drég
oddechowych, ukladu krazenia — nastapilo zmniejszenie nicdomykalnosci zastawki mitralne;j.
Ponadto pacjent urést 15 cm (ze 130 cm w momencie wlaczenia do programu do 145 cm
aktualnic) i przybrat 12 kg.

[...] Nalezy wskazaé, iz wylaczenie pacienta z programu Narodowego Funduszu

Zdrowia pt. ,Leczenic _mukopolisacharvdozy tvpu II° z duzvm prawdopodobienstwem

skutkowa¢ bedzie istotnym pogorszeniem stanu klinicznepo. a w_konsekwencji mozliwogcia

Zoonu pacjenta”,

Biorac pod uwage dramatyczna opinig, jaka zostala wyzej przytoczona, Rada Powiatu
Gostynskiego apcluje do Ministra Zdrowia i Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia
o0 podjecic dzialan, kiére doprowadzy do ponownego objecia pacjenta Samodziclnego

Publicznego Zespolu Opicki Zdrowotnej w Gostyniu terapig lekiem Elaprase.

Z powazaniecm

Zalgeznik:

—dane pacjenta leczonego na mukopolisacharydoze typu Il w SPZOZ w Gostyniu.



