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Stanovisko organizacif rodi¢ov a pacientov Cystickej Fibrézy k navrhu na zaradenie lieku Orkambi do
zoznamu kategorizovanych liekov a dradné uréenie ceny lieku

Cysticka fibréza je zriedkavé, geneticke, nevyliecitelné ochorenie. Jednd sa o progresivne ochorenie a multi-
orgdanové ochorenie. Postihuje devastagnym spésobom plica, pankreas, pece, traviacu sustavu, pridruzi sa
diabetes, osteoporédza, neplodnost, nosové polypy. Aktualna liecba cystickej fibrézy je len symptomaticka,
na spomalenie progresie ochorenia. Zaroven je lie¢ebny a Zivoiny rezim mimoriadne ndrogny &asovo,
fyzicky, psychicky, ekonomicky pre rodiny pacientov, ale rovnoko nérogny na poskytovant zdravotnd
starostlivosf. Napriek velkému Gsiliv o zachranu zo strany komunity a nasich lekdrov, stracame pacientov
hroznym spésobom vo velmi mladom veku, Easto pred dosiahnutim dospelosti. Cysticka fibréza nepostihuje
intelekt o pacienti v nasej komunite vedia dosiahnuf napriek diagnéze o vd'aka mimoriadnej snahe
a sebazapreniv o okolnostiam 0Zasné vysledky v roéznych oblastiach pre prinos a zaradenie sa do
spolo¢nosti.

Po mnohych desafrogiach vyskumu a vyvoja, od 50. rokov minulého storocia oz po pochopenie podstaty
choroby na genefickej a bunkovej trovni, st od roku 2012 uvadzané na trhy vo svete prelomové lieky,
korektory a modulatory, na lietbu zakladnej priciny cystickej fibrézy, zlyhavania funkcie profeinu CFTR. Tato
lie¢ba je prevraing, prva a nateraz jeding pri¢inng, nie symptomatickd.

V komunitach pacientov, kforf majo pristup k tejto liecbe, po celom svete, vidime 0zasné redlne zlepsenia
kvality Zivota pacientov (Wrazné prediZenie dizky Zivota, vyrazne menej zdpaloy, menej uZivania ordinych a
IV ATB, menej hospitalizécii, ndrast funkcnych uvkazovatelov plic, oddialenie alebo nepotrebnd
fransplantacia plic, zlepsenie prospievania, uZivanie mensich ddavok enzymov, pokles hladiny cukru,
obmedzenie vZivania inzulinu...).

Dostupnost korektorov a moduldtorov v jednotlivych krajindch vo svete a v Eurépe rychlo pribida doslova z
mesiaca na mesiac.

Za komunity, pacientov, rodicov a rodiny, zdravotnych pracovnikov chceme poprosit a poziadat o
dosiahnutie  dohody o cene a zaradenie tohto prevraného lieku do  systému  Ghrad;
zaradenie lieku Orkambi do kategorizacie a systému Ghrad plne podporujeme.

Nikto neméze za osud, ktory dostali nasi pacienti a ich rodiny do vienka, ked” doteraz lie¢ba priciny pre tuto
diagnoézu neexistovala. Zdroveri sme ale presvedeent, ze ok vyvoj dospel do stadia, kedy existuje prvykrat v
histérii 0¢innd, pricinnd liecba, je nasou povinnostou ako modermej spolo&nosti v rémci Eurépy, v spolo¢nom
Usili, priniest rovnocenn lie¢bu v ramci zdravotného systému aj pre pacientov na Slovensku.

Po mnohych rokoch a generdciach trpiacich pacientov, kiori nemohli dostat Sancu dospief a zif; prvykrat
existuje nadej, aby cysticka fibréza nebola rozsudkom smrti, ale manaZovatelnym ochorenim vd'aka
existujicej liecbe.

Dakujeme pekne,
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