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Lublin, 14 marca 2024 r,

Ewelina Matuszak
Prezes Zarzadu Fundacji Sanguis Hemofilia i Pokrewne Skazy Krwotoczne
Sz. P. Izabela Leszczyna

Minister Zdrowia

SBouonue +du: Miwiste,

w imieniu Zarzgdu Fundacji Sanguis Hemofilia i Pokrewne Skazy Krwotoczne zwracam sie do
Pani ponownie z uprzejma prosba o spotkanie w sprawie oméwienia sytuacji pacjentéw
pediatrycznych zmagajacych sie z hemofilia.

W szczegolnosci prosze o rozmowe w sprawie mozliwosci zapewnienia dostepu do
podskérnej profilaktyki krwawieri dla dzieci z ciezkg postacig hemofilii A bez inhibitoréw
czynnika VIl oraz diugo dziatajgcych czynnikéw krzepniecia podawanych dozylnie. Swoje
stanowisko w sprawie sytuacji polskich pacjentéw oraz niezaspokojonych potrzeb dzieci
z hemofilig, przedstawiliSmy réwniez w pismie z 29 lutego 2024 r.

Wigzemy ogromne nadzieje z obietnicg Pana Premiera Donalda Tuska oraz Pani Minister
skierowania do Narodowego Funduszu Zdrowia dodatkowych 3 mld zt na leczenie pacjentow
pediatrycznych w ramach ustawy okotobudzetowej. Wskazywaliécie Paristwo m.in. na choroby
rzadkie jako na jeden z trzech obszaréw terapeutycznych, ktére otrzymaja dodatkowe
wsparcie. Wedtug zapowiedzi Pani Minister w Sejmie RP miat zosta¢ powotany zespét, ktorego
celem byto okreslenie zadan, ktére mogtyby byé realizowane w ramach tego dodatkowego
finansowania.

Oczekujemy z niecierpliwoscig na publikacjg informacji w tej sprawie. Rodzice matych
pacjentow z hemofiliag od dawna zabiegaja bowiem o zapewnienie dostepu do wspomnianych
technologii tj. podskérnej profilaktyki krwawien dla dzieci z ciezka postacig hemofilii A bez
inhibitoréw czynnika VIl oraz dtugo dziatajacych czynnikéw krzepniecia podawanych dozylnie.
To skuteczne i bezpieczne rozwigzania, pozwalajgce na prowadzenie normalnego zycia przez
dzieci i mtodziez, ktérzy w innym przypadku sg zmuszeni korzystaé z trudnego i intensywnego
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leczenia. Opinie specjalistéw w tej dziedzinie s3 jednoznaczne i byly wielokrotnie podnoszone
publicznie. Liczyliémy, ze dodatkowe $rodki beda mogly by¢ spozytkowane wiaénie na
zabezpieczenie tej niewielkiej grupy dzieci.

Zakup podskérnej profilaktyki krwawien u pacjentéw z ciezka postacia hemofilii A bez
inhibitoréw czynnika VIIl przekracza mozliwosci rodzicéw. Wytacznie finansowanie tego
rozwigzania ze Srodkéw publicznych jest dla nas szansa. Ze wspominanego leczenia rocznie
mogtoby skorzystac kilkadziesigt dzieci, a taczny koszt jego udostepnienia jest poréwnywalny
lub nizszy od innych terapii refundowanych w chorobach rzadkich. Z zazdroscig spogladamy
na pacjentow z rdzeniowym zanikiem mig$ni (SMA), ktérzy maja dostep do wszystkich
zarejestrowanych technologii lekowych. Uwaznie przygladamy sie tez sytuacji chorych
z mukowiscydoza, ktérzy korzystajg z nowoczesnego leczenia przyczynowego finansowego
z Funduszu Medycznego.

Szansa dla naszych dzieci w ramach programu profilaktycznego B.15 moga by¢ tez
rekombinowane koncentraty czynnika krzepnigcia. W rzeczywistosci pacjenci nie majg do nich
dostepu ze wzgledu na Zle przygotowane kryteria przetargowe. Oznacza to, ze dzieci musza
dozylnie przyjmowac czynnik krzepniecia kilka razy w tygodniu, zamiast np. jeden raz
w tygodniu lub nawet rzadziej. Dla naszych podopiecznych koniecznosé tak czestych iniekcji
jest traumatyzujaca, a leczenie wigze sie z wystepowaniem licznych powiktari. Polska jest
jedynym krajem w Unii Europejskiej, w ktérym dzieci z hemofilia nie maja realnego dostepu
do czynnikéw krzepniecia o przedtuzonym dziataniu.

Apelujemy o przeznaczenie $rodkéw na pomoc kilkudziesiecioosobowej grupie dzieci
zmagajacych sig z hemofilia. Co do zasadnosci klinicznej takiej decyzji, wypowiedzi ekspertéw
s3 jednoznaczne —w obu przypadkach jest to leczenie skuteczne i bezpieczne. Dla nas oznacza
to skokowy wzrost jakosci Zycia, a dla naszych dzieci zmniejszenie negatywnych skutkow
suboptymalnego leczenia.

Mam nadziejg, ze znajdzie Pani Minister czas na spotkanie oraz omdéwienie trudnej
sytuacji dzieci. Jestem gteboko przekonana, ze kwadrans wystarczy, aby przedstawié¢ nasze
problemy. Jezeli Pani obowiazki nie pozwolg na spotkanie, bardzo prosze o odpowiedzi
na pytania, ktore zadajg nam, jako reprezentujacej ich organizacji, rodzice dzieci chorych na
hemofilie, ktérzy przedstawili swojg sytuacje w ramach kampanii ,Codzienne wyzwania dzieci
chorych na hemofilie i ich rodzicéw”?®:

: https://www.youtube.com/@HemofiliaiPokrewneSkazyKrwotoc
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1. Jakie s3 rzeczywiste, merytoryczne powody braku udostepnienia podskérnej
profilaktyki oraz profilaktyki dtugo dziatajagcym rekombinowanym koncentratem
czynnika krzepniecia dla dzieci zmagajacych sie z hemofilig?

2. Czy wramach dodatkowych 3 mld zi, ktére trafig w tym roku do Narodowego Funduszu
Zdrowia Ministerstwo Zdrowia planuje przekazanie srodkéw na zgodne z europejskimi
standardami leczenie dzieci z hemofilig?

3. Warunkdw, ktére nalezy spetni¢, aby dzieci zmagajace sig z hemofilig miaty mozliwosé¢
na réwnie skuteczne leczenie jak chorzy zmagajacy sie z innymi chorobami rzadkimi,

aby nie czuty sie wykluczone z opieki paristwa?
g}%{b@ @l«@)\)n@fq

Z wyrazami szacunku,

Ewelina Matuszak
Prezes Fundacji Sanguis
Hemofilia i Pokrewne Skazy Krwotoczne

Do wiadomosci:

Agnieszka Sanojca, Dyrektor Biura Ministra Zdrowia.
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